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1 起原又は発見の経緯

起原又は発見の経緯は「2.5-1.1.3 項」参照。

2 開発の経緯

開発の経緯図を Figure 2-1 に示す。開発の経緯図を除く当該内容については，「2.5-1.2 項」に

記載した。
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Figure 2-1 開発の経緯図
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1 外国における使用状況等

2024 年 1 月現在，本剤は米国のみで承認されている。発作性夜間ヘモグロビン尿症患者を対象

とした 2 つの国際共同第 III 相試験（C12302 試験及び C12301 試験）の主要解析結果に基づき，

「発作性夜間ヘモグロビン尿症」に対する本剤 200 mg カプセルの医薬品製造販売承認申請が世

界的に進められており，米国では 2023 年 4 月に承認申請し，2023 年 12 月に承認された。欧州で

は 2023 年 4 月に承認申請し，現在審査中である。

2 外国の添付文書等の概要

ノバルティス社の企業中核データシート（CCDS / Basic Prescribing Information version ，20

年 月 日改訂）を添付する。また，米国の添付文書（2024年3月改訂）の概略を 2.1項に示す。

2.1 米国の添付文書の概略

販売名

FABHALTA® (iptacopan) capsules, for oral use
1. 効能・効果

FABHALTA は，成人発作性夜間ヘモグロビン尿症（PNH）患者の治療を適応とする。

2. 用法及び用量

2.1. 推奨される莢膜形成細菌感染症に対するワクチン接種及び予防

肺炎球菌及び髄膜炎菌（血清型 A，C，W，Y 及び B）を含む莢膜形成細菌に対し，最新の

ACIP の勧告に従い，FABHALTA の投与開始の 2 週間以上前にワクチンを接種すること［警告及

び使用上の注意（5.1 項）参照］。

肺炎球菌及び髄膜炎菌に対するワクチン接種を ACIP の勧告に従って受けていない患者に

FABHALTA の緊急投与が適応となる場合は，抗菌薬の予防投与を行い，可能な限り速やかにこ

れらのワクチンを接種すること［警告及び使用上の注意（5.1）参照］。

FABHALTA を処方する医療従事者は，FABHALTA の REMS に登録しなければならない［警告

及び使用上の注意（5.2）を参照］。

2.2. 推奨用量

FABHALTA の推奨用量は，食事の有無にかかわらず 200 mg を 1 日 2 回経口投与である。

カプセルはそのまま飲み込むこと。カプセルを開けたり，割ったり，噛んだりしないこと。

飲み忘れた場合は，可能な限り速やかに FABHALTA 1 回分を服用し（予定されている次の服

用の直前であっても），その後通常の投与スケジュールで再開するよう患者に助言すること。

2.3. 抗 C5 抗体薬（エクリズマブ，ラブリズマブ）から FABHALTA に切り替える患者

その他の PNH 治療薬投与の突然の中止に伴う溶血の潜在的リスクを軽減するため：
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• エクリズマブから切り替える患者では，エクリズマブの最終投与後 1 週間以内に

FABHALTA の使用を開始すること。

• ラブリズマブから切り替える患者では，ラブリズマブの最終投与から 6 週間以内に

FABHALTA の投与を開始すること。

他の PNH 治療薬投与後の FABHALTA の開始時期に関する情報は得られていない。

3. 剤形・含量

Iptacopan 200 mg カプセル：淡黄色不透明の硬カプセル剤で，本体に「LNP200」，キャップに

「NVR」と印字されている。

4. 禁忌

FABHALTA の使用は以下に対し禁忌である：

• Iptacopan 又はその添加物に対して重篤な過敏症のある患者。

• 肺炎球菌，髄膜炎菌又はインフルエンザ菌 B 型などの莢膜形成細菌による重篤な感染症

が未回復の患者。

5. 警告及び使用上の注意

5.1. 莢膜形成細菌による重篤な感染症

補体阻害剤の FABHALTA は，肺炎球菌，髄膜炎菌（いずれかの血清型に起因する，グループ

化されていない株を含む）及びインフルエンザ菌 B 型を含む莢膜形成細菌による重篤な感染症，

生命を脅かす又は致死的な感染症に対する患者の感受性を高める。莢膜形成細菌による生命を脅

かす又は致死的な感染症は，補体阻害剤を投与されたワクチン接種患者及びワクチン未接種患者

のいずれにおいても発現している。莢膜形成細菌による重篤な感染症が未回復の患者には，

FABHALTA の投与を開始しないこと。

補体阻害剤の投与を受けている患者に対する最新の ACIP 勧告に従い，FABHALTA の初回投与

の少なくとも 2 週間前に莢膜形成細菌に対するワクチン接種を完了又は更新すること。

FABHALTA の投与期間を考慮した ACIP の推奨事項に従ってワクチンを再接種すること。なお，

ACIP は，補体阻害剤の投与を受けている患者では，ワクチンの添付文書の投与スケジュールと

は異なる投与スケジュールを推奨している。莢膜形成細菌に対するワクチン接種を ACIP の勧告

に従って受けていない患者に緊急の FABHALTA 療法が適応となる場合は，抗菌薬の予防投与を

行い，可能な限り速やかにこれらのワクチンを接種すること。抗菌薬予防の様々な期間及びレジ

メンが検討されているが，ワクチン未接種又はワクチン接種を受けた FABHALTA を含む補体阻

害剤投与患者における最適な予防期間及び薬剤レジメン並びにその有効性は検討されていない。

莢膜形成細菌による重篤な感染症の既知のリスクに対して，FABHALTA による治療のベネフィ

ットとリスク，並びにワクチン接種を受けていない又は受けている患者における抗菌薬の予防投

与のベネフィットとリスクを考慮しなければならない。

ワクチン接種後に抗体が産生されるにもかかわらず，ワクチン接種によって重篤な莢膜形成細

菌による感染症のリスクを取り除くことはできない。重篤な感染症の初期徴候及び症状について
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患者を注意深く観察し，感染症が疑われる場合は直ちに患者を評価すること。これらの徴候及び

症状について患者に説明し，これらの徴候及び症状が発現した場合は直ちに受診するよう患者を

指導すること。既知の感染症を速やかに治療すること。重篤な感染症は，早期に発見して治療し

なければ，急速に生命を脅かしたり死に至ることがある。重篤な感染症を治療中の患者には，

FABHALTA の休薬を考慮すること。

FABHALTA は，REMS  のプログラムの枠組み内での使用に限られる［警告及び使用上の注意

（5.2）参照］。

5.2. FABHALTA REMS
FABHALTAは，莢膜形成細菌による重篤な感染症のリスクがあるため FABHALTA REMSと呼

ばれる REMS によるプログラムの枠組み内での使用に限られる［警告及び使用上の注意（5.1）

参照］。

FABHALTA REMS の注目すべき要件は以下のとおりである。

• 処方医は REMS に登録しなければならない。

• 莢膜形成細菌による重篤な感染症のリスクについて患者に説明しなければならない。

• 処方医は患者に REMS 教育資料を提供しなければならない。

• 処方医は，莢膜形成細菌に対するワクチンについて患者のワクチン接種状況を評価し，

必要に応じて，FABHALTA の初回投与の 2 週間前に最新の ACIP 勧告に従ってワクチン

接種を行わなければならない。

• 治療を緊急に開始しなければならず，かつ患者が FABHALTA の初回投与の 2 週間以上

前に最新の ACIP 勧告に従った莢膜形成細菌に対するワクチン接種を受けていない場

合，処方医は予防の抗菌薬を処方しなければならない。

• FABHALTA を調剤する薬局は，FABHALTA REMS で認定されていなければならず，処

方医が認定されていることを確認しなければならない。

• 患者は，ACIP の推奨に従って莢膜形成細菌に対するワクチン接種を受ける必要性，処方

医の指示に従って抗菌薬を服用する必要性，並びに重篤な感染症の初期徴候及び症状に

ついて，処方医からカウンセリングを受けなければならない。

• 患者には，投与期間中及び FABHALTA の最終投与後 2 週間は患者安全性カードを常に

携帯するよう指導すること。

さらに詳しい情報は電話（1-833-99FABHA）又はオンライン（www.FABHALTA-REMS.com）

で入手できる。

5.3. FABHALTA 投与中止後の PNH 症状のモニタリング

FABHALTA の投与中止後は，最終投与後少なくとも 2 週間は溶血の徴候及び症状について患

者を注意深く観察すること。これらの徴候には，ヘモグロビン又は PNH クローンサイズの急激

な減少を伴う乳酸脱水素酵素（LDH）値の上昇，疲労，ヘモグロビン尿，腹痛，呼吸困難，主要
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血管事象（血栓症，脳卒中，心筋梗塞など），嚥下障害，又は勃起不全がある。FABHALTA の

投与中止が必要な場合は，代替療法を考慮すること。

FABHALTA の投与中止後に溶血が発現した場合は，必要に応じて本剤の投与再開又は PNH に

対する別の治療の開始を検討すること。

5.4. 高脂血症

FABHALTA は総コレステロール，LDL コレステロール，血清トリグリセリドを増加させる。

APPLY-PNH のベースライン時に総コレステロール値が正常であった FABHALTA 投与患者 54

例のうち，43%がランダム化投与期間中にグレード 1 の高コレステロール血症を発現した。

APPLY-PNHの FABHALTA投与患者 1例に総コレステロール増加が発現し，ベースライン時のグ

レード 1 からグレード 2 に悪化した。

APPOINT-PNH のベースライン時にコレステロール値が正常であった FABHALTA 投与患者 34

例のうち，24%がコア投与期間中にグレード 1 の高コレステロール血症を発現した。

APPLY-PNH のベースライン時に LDL コレステロールが 130 mg/dL 以下であった FABHALTA

投与患者60例のうち，ランダム化投与期間中に 17%が LDLコレステロール＞130~160 mg/dL，8%

が LDL コレステロール＞160~190 mg/dL，7%が LDL コレステロール＞190 mg/dL を発現した。

APPOINT-PNH のベースライン時に LDL コレステロールが 130 mg/dL 以下であった FABHALTA

投与患者 36 例のうち，11%が LDL コレステロール＞130~160 mg/dL，3%が LDL コレステロール

＞160~190 mg/dL を発現した。

APPLY-PNH のベースライン時にトリグリセリド値が正常であった 52 例のうち，23%がランダ

ム化投与期間中に Grade 1 のトリグリセリド増加を発現した。APPLY-PNH において，

FABHALTAの投与を受けた 3例の患者で，グレード 1からグレード 2へのトリグリセリド増加が

認められた。

APPOINT-PNH のベースライン時にトリグリセリド値が正常であった FABHALTA 投与患者 37

例のうち，27%がコア投与期間にグレード 1 のトリグリセリド増加を発現した。

一部の患者はコレステロール低下薬を必要とした。

FABHALTA の投与中は血清脂質パラメータを定期的にモニタリングし，必要に応じてコレス

テロール低下薬の投与を開始すること。



FABHALTA™ (iptacopan) 
200 mg Hard capsules 

Core Data Sheet (CDS) 

P2-31は非公表とするため削除
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発作性夜間ヘモグロビン尿症に対する効能・効果を有する承認薬剤である，ユルトミリス，ソ

リリス，エムパベリの薬剤情報を以下に示す。
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販売名 ファビハルタカプセル 200 mg [ソリリス点滴静注 300mg] [ユルトミリス点滴静注 300mg／ユ

ルトミリス HI 点滴静注

300mg/3mL／ユルトミリス HI 点滴

静注 1100mg/11mL]

[エムパベリ皮下注 1080mg]

一般名 イプタコパン塩酸塩水和物 エクリズマブ（遺伝子組換え） ラブリズマブ（遺伝子組換え） ペグセタコプラン

会社名 ノバルティスファーマ株式会社 アレクシオンファーマ合同会社 アレクシオンファーマ合同会社 Swedish Orphan Biovitrum Japan 株

式会社

効能又は効果 4. 効能又は効果

発作性夜間ヘモグロビン尿症

4. 効能又は効果

〇 発作性夜間ヘモグロビン尿症に

おける溶血抑制

〇 非典型溶血性尿毒症症候群にお

ける血栓性微小血管障害の抑制

〇 全身型重症筋無力症（免疫グロ

ブリン大量静注療法又は血液浄化

療法による症状の管理が困難な場

合に限る）

〇 視神経脊髄炎スペクトラム障害

（視神経脊髄炎を含む）の再発予

防

4. 効能又は効果

〇 発作性夜間ヘモグロビン尿症

〇 非典型溶血性尿毒症症候群

〇 全身型重症筋無力症（免疫グロ

ブリン大量静注療法又は血液浄化

療法による症状の管理が困難な場

合に限る）

〇 視神経脊髄炎スペクトラム障害

（視神経脊髄炎を含む）の再発予

防

4. 効能又は効果

発作性夜間ヘモグロビン尿症

添付文書改訂日 ― 2023 年 8 月改訂（第 6 版） 2023 年 6 月改訂（第 8 版） 2023 年 9 月改訂（第 3 版）

備考 ― 対照薬 対照薬 ―



2023年6月改訂（第8版）**

2023年5月改訂（第7版、効能変更）*
日本標準商品分類番号

876399

300mg HI300mg/3mLHI1100mg/11mL
承認番号 30100AMX0002200030300AMX0031600030300AMX00315000
販売開始 2019年9月 2021年12月

貯 法：凍結を避け、2～8℃で保存
有効期間：〈ユルトミリス点滴静注300mg〉30ヵ月

〈ユルトミリスHI点滴静注300mg/3mL及び
1100mg/11mL〉18ヵ月

抗補体（C5）モノクローナル抗体製剤
ラブリズマブ（遺伝子組換え）点滴静注製剤

注）注意－医師等の処方箋により使用すること
生物由来製品、劇薬、処方箋医薬品注）

1.警告
本剤の投与により髄膜炎菌感染症を発症することがあり、死

亡に至るおそれもあるため、以下の点に十分注意すること。
［5.1、9.1.1、11.1.1参照］

1.1

本剤の投与に際しては、髄膜炎菌感染症の初期徴候（発熱、
頭痛、項部硬直等）に注意して観察を十分に行い、髄膜炎菌感染
症が疑われた場合には、直ちに診察し、抗菌剤の投与等の適切
な処置を行うこと。

1.1.1

緊急な治療を要する場合等を除いて、原則、本剤投与前に
髄膜炎菌に対するワクチンを接種すること。必要に応じてワク
チンの追加接種を考慮すること。

1.1.2

髄膜炎菌感染症は致命的な経過をたどることがあるので、
緊急時に十分に措置できる医療施設及び医師のもとで、あるい
は髄膜炎菌感染症の診断及び治療が可能な医療施設との連携
下で投与すること。

1.1.3

髄膜炎菌感染症のリスクについて患者に説明し、当該感染
症の初期徴候を確実に理解させ、髄膜炎菌感染症に関連する症
状が発現した場合には、主治医に連絡するよう患者に注意を与
えること。

1.1.4

本剤は、発作性夜間ヘモグロビン尿症、非典型溶血性尿毒症
症候群、全身型重症筋無力症あるいは視神経脊髄炎スペクトラ
ム障害（視神経脊髄炎を含む）に十分な知識を持つ医師のもと
で、治療上の有益性が危険性を上まわると判断される場合にの
み投与すること。また、本剤投与開始に先立ち、本剤は疾病を完
治させる薬剤ではないことを含め、本剤の有効性及び危険性を
患者又はその家族に十分説明し、同意を得てから投与するこ
と。［5.1、11.1.1参照］

1.2*

2.禁忌（次の患者には投与しないこと）
髄膜炎菌感染症に罹患している患者［症状を悪化させるおそ

れがある。］
2.1

本剤の成分に対し過敏症の既往歴のある患者2.2

3.組成・性状
3.1組成

ユルトミリス
点滴静注
300mg

ユルトミリス
HI点滴静注
300mg/3mL

ユルトミリス
HI点滴静注
1100mg/11mL

1バイアル
（ストッパー付）
30mL中

1バイアル
（ストッパー付）

3mL中

1バイアル
（ストッパー付）
11mL中

製 剤

有
効
成
分

ラブリズマブ
（遺伝子組換え）

300mg 300mg 1,100mg

塩化ナトリウム 263.1mg - -
リン酸二水素
ナトリウム
一水和物

13.8mg 13.7mg 50.3mg

リン酸一水素
ナトリウム
七水和物

53.4mg 13.3mg 48.6mg

ポリソルベート80 6.0mg 1.5mg 5.5mg
L-アルギニン - 13.0mg 47.6mg
精製白糖 - 150mg 550mg

添
加
剤

本剤は、チャイニーズハムスター卵巣（CHO）由来の樹立細胞株を用
いて製造される。
3.2製剤の性状

販売名 ユルトミリス点滴静注
300mg

ユルトミリスHI点滴静注
300mg/3mL

ユルトミリスHI点滴静注
1100mg/11mL

性 状 澄明からわずかに白色を
帯びた半透明の液

無色～微黄色の半透明の液

pH pH7.0 pH7.4
浸 透 圧 比
（生理食塩
液対比）

約1（日局生理食塩液によ
り希釈後（5mg/mL））

約1（日局生理食塩液により
希釈後（50mg/mL））

4.効能又は効果*

発作性夜間ヘモグロビン尿症〇
非典型溶血性尿毒症症候群〇
全身型重症筋無力症（免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化
療法による症状の管理が困難な場合に限る）

〇

視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〇

5.効能又は効果に関連する注意
〈効能共通〉

本剤は、補体C5の開裂を阻害し、終末補体複合体C5b-9の生成
を抑制すると考えられるため、髄膜炎菌をはじめとする莢膜形成
細菌による感染症を発症しやすくなる可能性があることから、本
剤の有効性及び安全性を十分に理解した上で、本剤投与の是非を
慎重に検討し、適切な対象患者に使用すること。また、本剤投与に
際しては、緊急治療を要する場合等を除いて、原則、本剤投与開始
の少なくとも2週間前までに髄膜炎菌に対するワクチンを接種す
ること。特に小児への本剤投与に際しては、肺炎球菌、インフルエ
ンザ菌b型に対するワクチンの接種状況を確認し、未接種の場合
にはそれぞれのワクチンの接種を検討すること。［1.1、1.2、9.1.1、
9.1.2、11.1.1、11.1.2、17.1.1-17.1.6参照］

5.1

〈発作性夜間ヘモグロビン尿症〉
本剤は、フローサイトメトリー法等により、発作性夜間ヘモグロ5.2
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ビン尿症と確定診断された患者に使用すること。
本剤投与によりPNH赤血球クローンが蓄積しているため、本剤
を中止した場合に重篤な血管内溶血が生じるおそれがあることか
ら、本剤の有効性及び安全性を十分に理解した上で、本剤投与が適
切と考えられる患者に使用すること。［8.1参照］

5.3

〈非典型溶血性尿毒症症候群〉
補体制御異常による非典型溶血性尿毒症症候群※)の患者に使用

すること。
5.4**

※)「非典型溶血性尿毒症症候群（aHUS）診療ガイド2023」（日本腎
臓学会・日本小児科学会・日本血液学会・日本補体学会・日本
移植学会）を参考にすること。
二次性血栓性微小血管症の患者に対する本剤の有効性及び安全

性は確立していない（使用経験がない）。
5.5

〈全身型重症筋無力症（免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療
法による症状の管理が困難な場合に限る）〉

本剤は、抗アセチルコリン受容体抗体陽性の患者に使用するこ
と。

5.6

本剤は、ステロイド剤又はステロイド剤以外の免疫抑制剤が十
分に奏効しない場合に、以下に示す患者への投与を考慮すること。

5.7

免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療法を施行しても症状
の管理が困難な患者

・

合併症や副作用等により、免疫グロブリン大量静注療法又は血液
浄化療法の施行が困難な患者

・

〈視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉
本剤は、視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含

む）※)の患者に使用すること。
5.8*

※)「多発性硬化症・視神経脊髄炎診療ガイドライン2017」（日本神
経学会）を参考にすること。
抗アクアポリン4抗体陽性の患者に投与すること。5.9*

6.用法及び用量*

〈発作性夜間ヘモグロビン尿症、全身型重症筋無力症（免疫グロブリ
ン大量静注療法又は血液浄化療法による症状の管理が困難な場合に
限る）及び視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の
再発予防〉
通常、成人には、ラブリズマブ（遺伝子組換え）として、患者の体重
を考慮し、1回2,400～3,000mgを開始用量とし、初回投与2週後
に1回3,000～3,600mg、以降8週ごとに1回3,000～3,600mgを
点滴静注する。

〈非典型溶血性尿毒症症候群〉
通常、ラブリズマブ（遺伝子組換え）として、患者の体重を考慮し、1
回600～3,000mgを開始用量とし、初回投与2週後に1回300～
3,600mg、以降4週又は8週ごとに1回300～3,600mgを点滴静注
する。

7.用法及び用量に関連する注意
〈発作性夜間ヘモグロビン尿症〉

1回あたりの本剤の投与量は、下表を参考にすること。7.1
1回あたりの本剤の投与量

体重 初回投与量 2回目以降の投与量
40kg以上60kg未満 2,400mg 3,000mg
60kg以上100kg未満 2,700mg 3,300mg
100kg以上 3,000mg 3,600mg

初回投与2週後までに血清中乳酸脱水素酵素（LDH）活性が低下
していない場合には、本剤の投与継続の要否を検討すること。

7.2

〈非典型溶血性尿毒症症候群〉
1回あたりの本剤の投与量及び投与間隔は、下表を参考にするこ

と。
7.3

1回あたりの本剤の投与量及び投与間隔

体重 初回投与量
2回目以降の投

与量
2回目以降の投

与間隔
5kg以上10kg未満 600mg 300mg 4週
10kg以上20kg未満 600mg 600mg 4週
20kg以上30kg未満 900mg 2,100mg 8週
30kg以上40kg未満 1,200mg 2,700mg 8週
40kg以上60kg未満 2,400mg 3,000mg 8週
60kg以上100kg未満 2,700mg 3,300mg 8週
100kg以上 3,000mg 3,600mg 8週

〈全身型重症筋無力症（免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療
法による症状の管理が困難な場合に限る）〉

1回あたりの本剤の投与量は、下表を参考にすること。7.4
1回あたりの本剤の投与量

体重 初回投与量 2回目以降の投与量
40kg以上60kg未満 2,400mg 3,000mg
60kg以上100kg未満 2,700mg 3,300mg
100kg以上 3,000mg 3,600mg

本剤の全身型重症筋無力症患者を対象とした臨床試験では、ほ
とんどの治療反応例で投与開始18週後までに症状の改善が得ら
れた。投与開始18週後までに症状の改善が認められない患者で
は、リスクベネフィットを考慮し、本剤の投与中止を検討するこ
と。

7.5

〈視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉
1回あたりの本剤の投与量は、下表を参考にすること。7.6*

1回あたりの本剤の投与量

体重 初回投与量 2回目以降の投与量
40kg以上60kg未満 2,400mg 3,000mg
60kg以上100kg未満 2,700mg 3,300mg
100kg以上 3,000mg 3,600mg

本剤の血中濃度低下により再発のおそれがあるため、投与間隔
を遵守すること。

7.7*

本剤を一定期間投与後、再発の頻度について検討し、再発の頻度
の減少が認められない患者では、本剤の投与中止を検討すること。

7.8*

〈効能共通〉
免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療法の施行により、
本剤の血清中濃度が低下するので、下表を参考に本剤の補充投与
を考慮すること。補充投与後は患者の状態を慎重に観察すること。
［10.2参照］

7.9

体重
直近の本
剤投与量

本剤の補充用量 本剤の補充用量

本 剤 の 補
充 投 与 の
時期

－
血液浄化療法施
行後4時間以内

免疫グロブリン大量静
注療法後4時間以内

2,400mg 1,200mg
3,000mg 1,500mg

40kg以上
60kg未満

600mg

2,700mg 1,500mg

3,300mg 1,800mg

60kg以上
100kg未
満

600mg

3,000mg 1,500mg
3,600mg 1,800mg

100kg以
上

600mg

新鮮凍結血漿輸注の施行により、本剤の有効性が減弱するおそ
れがある。

7.10

8.重要な基本的注意
〈発作性夜間ヘモグロビン尿症〉

本剤投与によりPNH赤血球クローンが蓄積しているため、本剤
を中止した場合に重篤な血管内溶血が認められるおそれがある。

8.1
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本剤の投与を中止した患者に対しては、最低16週間、血管内溶血
及びそれに付随する臨床症状の変化を注意深く観察し、必要に応
じて適切な処置を行うこと。［5.3参照］

〈非典型溶血性尿毒症症候群〉
本剤投与開始後は血小板数等を定期的にモニタリングし、改善

傾向が認められない場合は、本剤の投与継続の要否を検討するこ
と。

8.2

本剤を中止した場合に重度の血栓性微小血管障害が発現するお
それがある。本剤の投与を中止した患者に対しては、患者の状態を
注意深く観察し、必要に応じて適切な処置を行うこと。

8.3

9.特定の背景を有する患者に関する注意
9.1合併症・既往歴等のある患者

髄膜炎菌感染症の既往のある患者9.1.1
本剤により髄膜炎菌感染症に罹患しやすくなる可能性がある。
［1.1、5.1、11.1.1参照］

感染症の患者又は感染症が疑われる患者9.1.2
特に莢膜形成細菌（髄膜炎菌、肺炎球菌、インフルエンザ菌等）によ
る感染症に罹患しやすくなる可能性がある。［5.1、11.1.1、11.1.2
参照］

9.5妊婦
妊婦又は妊娠している可能性のある女性には、治療上の有益性が
危険性を上回ると判断される場合にのみ投与すること。

9.6授乳婦
治療上の有益性及び母乳栄養の有益性を考慮し、授乳の継続又は
中止を検討すること。

9.7小児等*

〈発作性夜間ヘモグロビン尿症、全身型重症筋無力症（免疫グロブリ
ン大量静注療法又は血液浄化療法による症状の管理が困難な場合に
限る）及び視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の
再発予防〉

小児等を対象とした有効性及び安全性を指標とした臨床試験
は実施していない。

9.7.1

〈非典型溶血性尿毒症症候群〉
体重5kg未満の小児等を対象とした有効性及び安全性を指標

とした臨床試験は実施していない。
9.7.2

9.8高齢者
患者の状態を観察しながら、慎重に投与すること。一般に生理機能
（腎機能、肝機能、免疫機能等）が低下している。

10.相互作用
10.2併用注意（併用に注意すること）

薬剤名等 臨床症状・措置方法 機序・危険因子
人免疫グロブリン製
剤
（ポリエチレングリ
コール処理人免疫グ
ロブリン等）
［7.9参照］

人免疫グロブリン製
剤との併用投与に
よって本剤の効果が
減弱するおそれがあ
るので、併用する場
合には、本剤の補充
投与を考慮するこ
と。

人免疫グロブリン製
剤との継続的な併用
投与により、本剤の
血清中濃度が低下す
る 可 能 性 が あ
る1)2)3)。

エフガルチギモド
アルファ（遺伝子組
換え）

本剤の効果が減弱す
るおそれがあるの
で、本剤による治療
を開始する場合に
は、エフガルチギモ
ド アルファのサイ
クル投与における最
終投与から2週間後
以降に投与すること
が望ましい。

エフガルチギモド
アルファにより、本
剤を含む胎児性Fc受
容体（FcRn）に結合
する薬剤の血清中濃
度が低下する可能性
がある。

11.副作用
次の副作用があらわれることがあるので、観察を十分に行い、異常
が認められた場合には投与を中止するなど適切な処置を行うこ
と。

11.1重大な副作用
髄膜炎菌感染症（0.4%）11.1.1*

髄膜炎又は敗血症を発症し、急激に重症化することがあるので、本
剤の投与に際しては、当該感染症の初期徴候（発熱、頭痛、項部硬
直、羞明、精神状態の変化、痙攣、悪心・嘔吐、紫斑、点状出血等）等
の観察を十分に行うこと。髄膜炎菌感染症が疑われた場合には、直
ちに診察し、抗菌剤の投与等の適切な処置を行うこと。髄膜炎菌に
対するワクチンを接種しても発症した例が認められており、死亡
に至るおそれもある。［1.1、1.2、5.1、9.1.1、9.1.2参照］

重篤な感染症（1.9%）11.1.2*

播種性淋菌感染症、肺炎球菌感染、インフルエンザ菌感染等の重篤
な感染症があらわれることがある。［5.1、9.1.2参照］

infusionreaction（頻度不明）11.1.3
ショック、アナフィラキシー等があらわれることがある。

11.2その他の副作用*

10%以上 1%以上
10%未満

1%未満 頻度不明

胃腸障害 － 悪心、下痢、
嘔吐

消化不良、
腹痛

－

一般・全身
障害および
投与部位の
状態

－ 疲労、発熱 インフルエ
ン ザ 様 疾
患、悪寒

無力症

感染症およ
び寄生虫症

－ 上 気 道 感
染、上咽頭
炎

－ ナイセリア
感染（淋菌
等）

傷害、中毒
および処置
合併症

－ 注入に伴う
反応

－ －

*筋骨格系お
よび結合組
織障害

－ 関節痛、四
肢痛

筋肉痛、筋
痙縮、背部
痛

－

神経系障害 頭痛 浮動性めま
い

－ －

皮膚および
皮下組織障
害

－ そう痒症、
発疹

蕁麻疹 －

14.適用上の注意
14.1薬剤調製時の注意
〈製剤共通〉

希釈前に、変色、微粒子、沈殿等がないことを目視にて確認
し、異常が認められた場合は使用しないこと。

14.1.1

滅菌シリンジでバイアルから必要量を抜き取り、日局生理食
塩液を用い、点滴バッグ等で本剤を希釈する。本剤1バイアルの希
釈に必要な日局生理食塩液の量及び希釈後の本剤の濃度は下表を
参考にすること。

14.1.2
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本剤1バイアルの希釈に必要な日局生理食塩液の量及び希釈後の本
剤の濃度

本剤
（1バイアル）

希釈に必要な日局生理食塩液
（1バイアルあたり）

希釈後の本剤の濃度

ユルトミリス点滴静
注300mg

30mL 30mL 5mg/mL

ユルトミリスHI点滴
静注300mg/3mL

3mL 3mL 50mg/mL

ユルトミリスHI点滴
静注1100mg/11mL

11mL 11mL 50mg/mL

濃度の異なる製剤（ユルトミリス点滴静注300mgとユルト
ミリスHI点滴静注300mg/3mL及び1100mg/11mL）を混合して
使用しないこと。

14.1.3

希釈液は穏やかに混合し、振盪しないこと。14.1.4
調製後、変色、微粒子、沈殿等がないことを目視にて確認し、

異常が認められた場合は使用しないこと。
14.1.5

調製後は速やかに投与すること。14.1.6
本剤のバイアルは1回使い切りである。バイアル中の未使用

残液は適切に廃棄すること。
14.1.7

〈ユルトミリス点滴静注300mg〉
調製した溶液を直ちに使用しない場合は、2～8℃での保存

では24時間以内、又は常温保存では6時間以内に使用すること。
14.1.8

〈ユルトミリスHI点滴静注300mg/3mL及び1100mg/11mL〉
調製した溶液を直ちに使用しない場合は、2～8℃での保存

では24時間以内に、常温保存では4時間以内に使用すること。
14.1.9

14.2薬剤投与時の注意
〈製剤共通〉

0.2又は0.22ミクロンのフィルターを通して投与すること。
本剤は独立したラインより投与するものとし、他の注射剤、輸液等
と混合しないこと。

14.2.1*

本剤の投与中に副作用が発現した場合は、医師の判断で投与
速度を遅くする又は投与を中止し、投与終了後、患者の症状が安定
するまで慎重に観察すること。

14.2.2

〈ユルトミリス点滴静注300mg〉
希釈した液の投与速度は、以下の臨床試験における最大投与

速度を超えないようにし、急速投与は行わないこと。
14.2.3

臨床試験における初回及び2回目以降投与時の最大投与速度

最大投与速度
初回投与時 2回目以降の投与時

体重

5kg以上10kg未満 31mL/時 31mL/時
10kg以上20kg未満 63mL/時 63mL/時
20kg以上30kg未満 120mL/時 127mL/時
30kg以上40kg未満 184mL/時 192mL/時
40kg以上60kg未満 253mL/時 250mL/時
60kg以上100kg未満 318mL/時 330mL/時
100kg以上 333mL/時 328mL/時

臨床試験における補充投与時の最大投与速度

体重 補充用量 最大投与速度
600mg 240mL/時
1200mg 240mL/時
1500mg 250mL/時

40kg以上60kg未満

600mg 300mL/時
1500mg 300mL/時
1800mg 328mL/時

60kg以上100kg未満

600mg 300mL/時
1500mg 300mL/時
1800mg 328mL/時

100kg以上

〈ユルトミリスHI点滴静注300mg/3mL及び1100mg/11mL〉
希釈した液の投与速度は、以下の最大投与速度を超えないよ

うにし、急速投与は行わないこと。
14.2.4

初回及び2回目以降投与時の最大投与速度

最大投与速度
初回投与時 2回目以降の投与時

体重

5kg以上10kg未満 8mL/時 8mL/時
10kg以上20kg未満 16mL/時 16mL/時
20kg以上30kg未満 30mL/時 33mL/時
30kg以上40kg未満 46mL/時 49mL/時
40kg以上60kg未満 64mL/時 65mL/時
60kg以上100kg未満 92mL/時 98mL/時
100kg以上 144mL/時 144mL/時

補充投与時の最大投与速度

体重 補充用量 最大投与速度
600mg 48mL/時
1200mg 57mL/時
1500mg 60mL/時

40kg以上60kg未満

600mg 60mL/時
1500mg 83mL/時
1800mg 86mL/時

60kg以上100kg未満

600mg 71mL/時
1500mg 120mL/時
1800mg 127mL/時

100kg以上

15.その他の注意
15.1臨床使用に基づく情報
国際共同第III相試験において、患者数は限られているが本剤に対
する抗体の産生が報告されている。［17.3.1参照］
15.2非臨床試験に基づく情報
マウスの胚・胎児発生試験（60mg/kgを器官形成期に静脈内投
与）において、網膜形成異常が認められた4)。

16.薬物動態
16.1血中濃度
〈発作性夜間ヘモグロビン尿症〉

国際共同第III相試験（ALXN1210-PNH-301）（補体阻害剤未
治療の発作性夜間ヘモグロビン尿症患者）

16.1.1

18歳以上の補体阻害剤未治療の日本人及び外国人発作性夜間ヘ
モグロビン尿症患者125例（日本人患者18例を含む）に、本剤を1
回2,400～3,000mgを開始用量とし、初回投与2週間後から1回
3,000～3,600mgを8週間隔で点滴静注したときのラブリズマブ
の血清中トラフ濃度は下表のとおりであった5)。

発作性夜間ヘモグロビン尿症患者におけるラブリズマブの血清中ト
ラフ濃度（μg/mL）

40kg以上
60kg未満

60kg以上
100kg未満

100kg以上

Day15424±116（41例）378±146（79例）334±93（5例）
Day183548±168（41例）439±139（77例）392±144（6例）
Day351573±175（37例）462±186（76例）407±162（7例）

全集団

Day15431±123（6例）387±99（12例） －
Day183669±211（5例）475±143（13例） －
Day351734±153（4例）511±168（14例） －

日本人

平均値±標準偏差（例数）
国際共同第III相試験（ALXN1210-PNH-302）（エクリズマブ

（遺伝子組換え）投与により血管内溶血が抑制されている発作性夜
間ヘモグロビン尿症患者）

16.1.2

18歳以上のエクリズマブ（遺伝子組換え）投与により血管内溶血
が抑制されている日本人及び外国人発作性夜間ヘモグロビン尿症
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患者97例（日本人患者5例を含む）に、本剤を1回2,400～3,000mg
を開始用量とし、初回投与2週間後から1回3,000～3,600mgを8
週間隔で点滴静注したときのラブリズマブの血清中トラフ濃度は
下表のとおりであった6)。

発作性夜間ヘモグロビン尿症におけるラブリズマブの血清中トラフ
濃度（μg/mL）

40kg以上
60kg未満

60kg以上
100kg未満

100kg以上

Day15448±151（26例）395±108（63例）344±50（7例）
Day183561±135（27例）484±143（60例）424±109（8例）
Day351584±146（27例）513±164（58例）458±134（9例）

全集団

Day15 561（1例） 333±86（3例） 421（1例）
Day183 854（1例） 369±132（4例） －
Day351 789（1例） 429±101（3例） 564（1例）

日本人

平均値±標準偏差（例数）
〈非典型溶血性尿毒症症候群〉

国際共同第III相試験（ALXN1210-aHUS-311）（補体阻害剤
未治療の非典型溶血性尿毒症症候群患者）

16.1.3

12歳以上の補体阻害剤未治療の日本人及び外国人非典型溶血性
尿毒症症候群患者55例（日本人3例を含む）に、本剤を1回2,400～
3,000mgを開始用量とし、初回投与2週間後から1回3,000～
3,600mgを8週間隔で点滴静注したときのラブリズマブの血清中
トラフ濃度は下表のとおりであった7)。
非典型溶血性尿毒症症候群患者におけるラブリズマブの血清中トラ
フ濃度（μg/mL）

40kg以上
60kg未満

60kg以上
100kg未満

100kg以上

Day15343±109（11例）312±107（39例）269±67（5例）
Day183612±333（7例）492±180（33例）549±208（5例）
Day351596±324（7例）574±204（30例）715±306（5例）

全集団

Day15 397（1例） 283,352（2例） －
Day183 543（1例） 374,773（2例） －
Day351 688（1例） 434,807（2例） －

日本人

平均値±標準偏差（例数）
国際共同第III相試験（ALXN1210-aHUS-312）（非典型溶血

性尿毒症症候群患者）
16.1.4

18歳未満の補体阻害剤未治療の日本人及び外国人非典型溶血性
尿毒症症候群患者18例（日本人1例を含む）に、本剤を1回300～
3,000mgを開始用量とし、初回投与2週間後から1回300～
3,600mgを4週又は8週間隔で点滴静注したときのラブリズマブ
の血清中トラフ濃度は下表のとおりであった8)。

非典型溶血性尿毒症症候群患者におけるラブリズマブの血清中トラ
フ濃度（μg/mL）

5kg以上
10kg未満

10kg以上
20kg未満

20kg以上
30kg未満

30kg以上
40kg未満

40kg以上
60kg未満

60kg以上
100kg未満

Day15
58a),432
（2例）

231±87
（9例）

199±25
（4例）

142,217
（2例）

－
435
（1例）

Day183
193a)

（1例）
701±244
（8例）

570±224
（4例）

511±100
（3例）

－
444
（1例）

Day351 －
673±210
（9例）

573±297
（3例）

303,623
（2例）

637
（1例）

639
（1例）

全集団

Day15
432
（1例）

－ － － － －

Day183 －
1,000
（1例）

－ － － －

Day351 －
1,000
（1例）

－ － － －

日本人

平均値±標準偏差（例数）

a）初回投与量は300mg
〈全身型重症筋無力症〉

国際共同第III相試験（ALXN1210-MG-306）（全身型重症筋
無力症患者）

16.1.5

18歳以上の補体阻害剤未治療の日本人及び外国人全身型重症筋
無力症患者86例（日本人6例を含む）に、本剤を1回2,400～
3,000mgを開始用量とし、初回投与2週間後から1回3,000～
3,600mgを8週間隔で点滴静注したときのラブリズマブの血清中
トラフ濃度は下表のとおりであった9)。

全身型重症筋無力症患者におけるラブリズマブの血清中トラフ濃度
（μg/mL）

40kg以上
60kg未満

60kg以上
100kg未満

100kg以上

Day15556±116（7例）439±118（46例）358±68（32例）
Day183887±83（4例）636±157（39例）471±109（27例）

全集団

Day15492,520（2例）467±159（4例） －
Day183817,833（2例） 736±86（3例） －

日本人

平均値±標準偏差（例数）
〈視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉

国際共同第III相試験（ALXN1210-NMO-307）（視神経脊髄
炎スペクトラム障害患者）

16.1.6*

18歳以上の補体阻害剤未治療の日本人及び外国人視神経脊髄炎
スペクトラム障害患者58例（日本人9例を含む）に、本剤を1回
2,400～3,000mgを開始用量とし、初回投与2週間後から1回
3,000～3,600mgを8週間隔で点滴静注したときのラブリズマブ
の血清中トラフ濃度は下表のとおりであった10)。

視神経脊髄炎スペクトラム障害患者におけるラブリズマブの血清中
トラフ濃度（μg/mL）

40kg以上
60kg未満

60kg以上
100kg未満

100kg以上

Day15475±87（22例）467±87（31例）343±45（5例）
Day183829±222（21例）755±162（29例）500±128（5例）
Day351857±212（21例）741±180（26例）497±203（5例）

全集団

Day15 531±77（7例） 603,643（2例） －
Day183831±198（7例）901,1100（2例） －
Day351880±170（7例）813,993（2例） －

日本人

平均値±標準偏差（例数）
16.5排泄
ラブリズマブはヒト化IgGモノクローナル抗体であることから、
内因性の免疫グロブリンの消失経路と同じと推察される。

16.8その他
18歳以上のラブリズマブ（遺伝子組換え）10mg/mL製剤を投与し
ている日本人発作性夜間ヘモグロビン尿症患者8例において、ラブ
リズマブ100mg/mL製剤に切替えたとき、切替え前後のラブリズ
マブの血清中トラフ濃度は下表のとおり同程度であった。

ラブリズマブの血清中トラフ濃度（μg/mL）

10mg/mL製剤投与時 100mg/mL製剤投与時
日本人 502.9±184.2（8例） 498.0±214.3（8例）
平均値±標準偏差（例数）
製剤の切替えによる薬物動態の差異はみられなかった。切替え前
後のLDH値の平均値の推移は安定していた。安全性への新たな懸
念も認められなかった11)。
外国人発作性夜間ヘモグロビン尿症患者25例における10mg/mL
製剤から100mg/mL製剤への切替えにおいても、切替え前後で薬
物動態及びLDH値の平均値の推移に差異は見られず、安全性への
新たな懸念も認められなかった12)。
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17.臨床成績
17.1有効性及び安全性に関する試験
〈発作性夜間ヘモグロビン尿症〉

国際共同第III相試験（ALXN1210-PNH-301）（補体阻害剤未
治療の発作性夜間ヘモグロビン尿症患者）

17.1.1

18歳以上の補体阻害剤未治療の発作性夜間ヘモグロビン尿症患
者（総症例246例、日本人33例を含む）を対象とした多施設共同無
作為化非盲検実薬対照並行群間比較試験が実施された。なお、治験
薬投与開始前3年以内又は原則投与開始2週間前までに髄膜炎菌
ワクチン接種を必須とした。［5.1参照］
本剤の用法・用量は、1回2,400～3,000mgを開始用量とし、初回
投与2週間後から1回3,000～3,600mgを8週間隔で点滴静注する
こととされた。

1回あたりの本剤の投与量

体重 初回投与量 2回目以降の投与量
40kg以上60kg未満 2,400mg 3,000mg
60kg以上100kg未満 2,700mg 3,300mg

100kg以上 3,000mg 3,600mg

主要評価項目である「Day183までの濃厚赤血球（pRBC）輸血回
避を達成した被験者の割合」及び「Day29からDay183までの乳
酸脱水素酵素（LDH）が基準値上限の1倍以下（LDH正常化）」は、
下表のとおりであり、いずれも本剤群のエクリズマブ群に対する
非劣性が検証された5)。

主要評価項目の結果（FAS）

本剤群
（125例、うち日本人18例）

エクリズマブ群
（121例、うち日本人15例）

pRBC輸血回避

Day183までのpRBC輸血回避を達成
した被験者の割合［95%信頼区間］

73.6%
［65.87,81.33］
（92例）

66.1%
［57.68,74.55］
（80例）

群間差（本剤群－エクリズマブ群）a)

［95%信頼区間］
6.8%

［-4.66,18.14］
LDH正常化
Day183までのLDH正常化b)

［95%信頼区間］
53.6%

［45.9,61.2］
49.4%

［41.7,57.0］

オッズ比c)［95%信頼区間］
1.187

［0.796,1.769］
a）ランダム化時の層（輸血歴〈治験薬投与開始前1年間のpRBC輸血ユニット
数*が0、1～14、15以上〉、スクリーニング時のLDH値〈基準値上限の1.5倍以上
3倍未満、3倍以上〉）による6つの層内におけるグループ間差について調整した
Mantel-Haenszel法、非劣性限界値：-20%
*：pRBC輸血ユニットは、日本のpRBC 1単位量の量は海外で使用されてい
るpRBC 1単位の約半分であることから、日本人被験者のpRBC 1単位は0.5
単位に換算
b）Day29からDay183までの期間を通じ調整したLDHの正常化率
投与群、輸血歴、ベースラインのLDH値を説明変数とした一般化推定方程式
（個体内の変動に対する相関行列には、対称的な一次自己回帰行列を仮定し
た）、非劣性限界値：0.39
c）エクリズマブ群に対する本剤群のオッズ比
投与群、輸血歴、ベースラインのLDH値を説明変数とした一般化推定方程式
（個体内の変動に対する相関行列には、対称的な一次自己回帰行列を仮定し
た）
52週データカットオフ日までの副作用は、本剤継続例44.0%（125
例中55例）に認められた。主な副作用は頭痛で、本剤継続例20.0%
（125例中25例）に認められた。

国際共同第III相試験（ALXN1210-PNH-302）（エクリズマブ
（遺伝子組換え）投与により血管内溶血が抑制されている発作性夜
間ヘモグロビン尿症患者）

17.1.2

18歳以上のエクリズマブ（遺伝子組換え）投与により血管内溶血
が抑制されている発作性夜間ヘモグロビン尿症患者195例（日本
人12例を含む）を対象とした多施設共同無作為化非盲検実薬対照

並行群間比較試験が実施された。なお、治験薬投与開始前3年以内
又は原則投与開始2週間前までに髄膜炎菌ワクチン接種を必須と
した。［5.1参照］
本剤の用法・用量は、エクリズマブ（遺伝子組換え）の最終投与2週
後に本剤の投与を開始することとし、1回2,400～3,000mgを開始
用量とし、初回投与2週間後から1回3,000～3,600mgを8週間隔
で点滴静注することとされた。

1回あたりの本剤の投与量

体重 初回投与量 2回目以降の投与量
40kg以上60kg未満 2,400mg 3,000mg
60kg以上100kg未満 2,700mg 3,300mg

100kg以上 3,000mg 3,600mg

主要評価項目である「ベースラインからDay183までのLDH変化
率」は、下表のとおりであり、本剤群のエクリズマブ群に対する非
劣性が検証された6)。

ベースラインからDay183までのLDH変化率（%）（FAS）

本剤群
（97例、うち日本人5例）

エクリズマブ群
（98例、うち日本人7例）

ベースラインのLDH値（U/L）
（平均値±標準偏差）

228.01±48.712 235.22±49.710

Day183のLDH（U/L）
（平均値±標準偏差）

224.11±51.719 244.11±70.292

ベースラインからDay183までのLDH変化率a)

（最小二乗平均値±標準誤差）
-0.82±3.03 8.39±3.04

群間差（本剤群－エクリズマブ群）a)

［95%信頼区間］
-9.21

［-18.84,0.42］
a）投与群、来院、ベースラインのLDH、pRBC輸血歴（治験薬投与開始前1年以
内のpRBC輸血の有無）、来院と投与群の交互作用を固定効果としたMMRM
法、非劣性限界値：15%
52週データカットオフ日までの副作用は、本剤継続例33.0%（97
例中32例）に副作用が認められた。主な副作用は頭痛で、本剤継続
例13.4%（97例中13例）に認められた。

〈非典型溶血性尿毒症症候群〉
国際共同第III相試験（ALXN1210-aHUS-311）（補体阻害剤

未治療の非典型溶血性尿毒症症候群患者）
17.1.3

12歳以上の補体阻害剤未治療の非典型溶血性尿毒症症候群患者
58例（日本人3例を含む）を対象とした多施設共同非盲検非対照試
験が実施された。ADAMTS13欠損症、STEC-HUS、コバラミンC
代謝遺伝子の欠損による血栓性微小血管症（TMA）は除外した。組
入れられた患者には、腎移植歴のあるTMA患者8例及び分娩後3
日を超えて持続するTMAが確認された分娩後のTMA患者8例も
含まれた。
なお、本剤投与開始前3年以内又は原則投与開始2週間前までに髄
膜炎菌ワクチン接種を必須とした。本剤投与開始2週間前までに髄
膜炎菌ワクチン接種を受けていない患者には、本剤投与開始時か
らワクチン接種後2週間後まで抗生物質を予防的に投与すること
とした。［5.1参照］
本剤は、以下の投与レジメンにより点滴静注した。

初回投与2週後以降
投与量 投与間隔

体重 初回投与量

40kg以上60kg未満 2,400mg 3,000mg 8週
60kg以上100kg未満 2,700mg 3,300mg 8週

100kg以上 3,000mg 3,600mg 8週

主要評価項目である「Day183までのTMA完全奏効（血小板数の
正常化、LDH値の正常化、血清クレアチニン値のベースラインか
ら25%以上の低下）」は、下表のとおりであった。
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主要評価項目の結果（FAS）

本剤投与例（56例）
Day183までのTMA完全奏効を達成した被験者の割合
［95%信頼区間］

53.6%［39.6,67.5］
（30例）

TMA完全奏効の構成条件
血小板数が正常化した被験者の割合
［95%信頼区間］

83.9%［73.4,94.4］
（47例）

LDH値が正常化した被験者の割合
［95%信頼区間］

76.8%［64.8,88.7］
（43例）

血清クレアチニン値がベースラインから25%以上改善した被験者の割合
［95%信頼区間］

58.9%［45.2,72.7］
（33例）

52週データカットオフ日までの副作用は、34.5%（58例中20例）
に認められた。主な副作用は頭痛及び関節痛で、各5.2%（58例中3
例）に認められた7)。

国際共同第III相試験（ALXN1210-aHUS-312）（非典型溶血
性尿毒症症候群患者）

17.1.4

18歳未満の非典型溶血性尿毒症症候群患者21例（日本人1例を含
む）を対象とした多施設共同非盲検非対照試験が実施された。
ADAMTS13欠損症、STEC-HUS、コバラミンC代謝遺伝子の欠
損によるTMAは除外した。
なお、本剤投与開始前3年以内又は原則投与開始2週間前までに髄
膜炎菌ワクチン接種を必須とした。本剤投与開始2週間前までに髄
膜炎菌ワクチン接種を受けていない患者には、本剤投与開始時か
らワクチン接種後2週間後まで抗生物質を予防的に投与すること
とした。［5.1参照］
本剤は、以下の投与レジメンにより点滴静注した。

初回投与2週後以降
投与量 投与間隔

体重 初回投与量

5kg以上10kg未満 600mga) 300mg 4週
10kg以上20kg未満 600mg 600mg 4週
20kg以上30kg未満 900mg 2,100mg 8週
30kg以上40kg未満 1,200mg 2,700mg 8週
40kg以上60kg未満 2,400mg 3,000mg 8週
60kg以上100kg未満 2,700mg 3,300mg 8週

100kg以上 3,000mg 3,600mg 8週
a）初回中間解析前は300mgの初回投与量が投与された
主要評価項目である「Day183までのTMA完全奏効（血小板数の
正常化、LDH値の正常化、血清クレアチニン値のベースラインか
ら25%以上の低下）」は下表のとおりであった。
主要評価項目の結果（FAS）

本剤投与例（18例）
Day183までのTMA完全奏効を達成した被験者の割合
［95%信頼区間］

77.8%［52.4,93.6］
（14例）

TMA完全奏効の構成条件
血小板数が正常化した被験者の割合
［95%信頼区間］

94.4%［72.7,99.9］
（17例）

LDH値が正常化した被験者の割合
［95%信頼区間］

88.9%［65.3,98.6］
（16例）

血清クレアチニン値がベースラインから25%以上改善した被験者の割合
［95%信頼区間］

83.3%［58.6,96.4］
（15例）

1例は本剤2回投与後に中止
52週データカットオフ日までの副作用は、47.6%（21例中10例）
に認められた。主な副作用は、高血圧が9.5%（21例中2例）に認め
られた。
また、エクリズマブ（遺伝子組換え）の治療中の非典型溶血性尿毒
症症候群患者10例（日本人小児4例を含む）に本剤を投与した。本
剤の用法・用量は、体重10kg以上ではエクリズマブ（遺伝子組換
え）の最終投与2週後、体重5kg以上10kg未満ではエクリズマブ

（遺伝子組換え）の最終投与3週後に本剤の投与を初回投与量より
開始することとし、上記の投与レジメンにより点滴静注した。全て
の血液学的TMAパラメータ及びeGFRは26週間の初期評価期間
を通して安定しており、ベースライン時と同等のレベルを維持し
ていた。52週データカットオフ日までの副作用は、20%（10例中2
例）に認められた8)。

〈全身型重症筋無力症〉
国際共同第III相試験（ALXN1210-MG-306）（全身型重症筋

無力症患者）
17.1.5

18歳以上の全身型重症筋無力症患者175例（日本人13例を含む）
を対象とした多施設共同プラセボ対照ランダム化二重盲検並行群
間比較試験が実施された。対象は、補体阻害剤未治療で、抗アセチ
ルコリン受容体抗体が陽性の患者とした。なお、治験薬投与開始前
3年以内又は投与開始時点で髄膜炎菌ワクチン接種を必須とした。
治験薬投与開始2週間前までに髄膜炎菌ワクチン接種を受けてい
ない患者には、治験薬投与開始時からワクチン接種2週間後まで抗
生物質を予防的に投与することとした。［5.1参照］
本試験では、26週間のランダム化比較期とそれに続く非盲検延長
期を設定した。ランダム化比較期には、本剤群には1日目に初回投
与量を、初回投与2週以降は8週間隔で維持投与量の本剤を体重に
基づいて盲検下で点滴静注することとした。非盲検延長期には、投
与26週時に、本剤群には900mgの本剤を、プラセボ群には体重に
基づく初回投与量の本剤をいずれも盲検下で投与し、28週以降
は、全ての患者に8週間隔で体重に基づく維持投与量の本剤を非盲
検下で投与した。
体重に基づく投与レジメンを以下に示す。

体重 初回投与量 維持投与量
40kg以上60kg未満 2,400mg 3,000mg
60kg以上100kg未満 2,700mg 3,300mg

100kg以上 3,000mg 3,600mg

175例（日本人13例を含む）中、26週の評価を完了した患者は160
例（過去2年間に免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療法を
施行した患者83例［52%］、未施行の患者77例［48%］、日本人10例
では施行した患者4例［40%］、未施行の患者6例［60%］）であった。
主要評価項目であるベースラインに対する投与26週後のMG-
ADL総スコアの変化量は下表のとおりであり、プラセボ群と本剤
群との間に統計学的に有意な差が認められた。

主要評価項目の結果（FAS）

プラセボ群
（89例）

本剤群
（86例）

群間差 p値a)

評価患者数 82 78 - -
最小二乗平均値a)

（標準誤差）
-1.4(0.37)-3.1(0.38)-1.6(0.49)

95%信頼区間 -2.1,-0.7 -3.8,-2.3 -2.6,-0.7

MG-ADL
総スコア変化量 0.0009

a）制限付き最尤法に基づく反復測定混合効果モデル
なお、事後解析の結果、過去2年間に免疫グロブリン大量静注療法
又は血液浄化療法を施行した患者での投与26週後のMG-ADL総
スコアの変化量（平均値±標準偏差）は、プラセボ群（45例）で-1.4
± 3.16、本剤群（38例）で-3.1± 3.11であり、上の表に示した全
体集団の結果と同様であった。また、非盲検延長期のMG-ADL総
スコアの変化量は下表のとおりであった。

－7－



非盲検延長期の結果（非盲検延長集団）

プラセボ―本剤群a) 本剤―本剤群
評価例数 MG-ADL総スコア 変化量 評価例数 MG-ADL総スコア 変化量

本試験の
ベースライン

83 8.9± 2.17 - 78 9.2± 2.64 -

28週 80 5.4± 3.44 -3.4± 2.72 75 5.6± 4.03 -3.7± 3.21
36週 82 4.8± 3.50 -4.0± 2.96 77 5.3± 3.99 -3.9± 3.43
44週 79 4.4± 3.27 -4.3± 2.81 75 5.3± 3.93 -4.0± 3.14
52週 76 4.7± 3.64 -4.0± 3.04 72 5.4± 4.13 -3.9± 3.17
60週 58 5.1± 4.36 -3.7± 3.88 55 4.7± 3.86 -4.5± 2.80

平均値±標準偏差
非盲検延長期に移行した患者の52週の評価終了後にデータカットオフを実施
した。60週のデータは、データカットオフ時点で60週の評価を終了している
患者のデータである。
a）プラセボ―本剤群には26週から本剤を投与した。
ランダム化比較期での副作用発現頻度は、本剤群で33.7%（86例
中29例）であった。主な副作用は悪心、頭痛が各7.0%（86例中6
例）、下痢が4.7%（86例中4例）に認められた。
60週データカットオフ日までの副作用発現頻度は、34.3%（169例
中58例）であった。主な副作用は頭痛が8.9%（169例中15例）、悪
心が6.5%（169例中11例）、下痢が4.1%（169例中7例）に認められ
た9)。

〈視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉
国際共同第III相試験（ALXN1210-NMO-307）（視神経脊髄

炎スペクトラム障害患者）
17.1.6*

18歳以上の視神経脊髄炎スペクトラム障害患者58例（日本人9例
を含む）を対象とした多施設共同外部プラセボ対照非盲検試験が
実施された。対象は、補体阻害剤未治療で、抗AQP4抗体が陽性で
あり、スクリーニング期間前の過去12ヵ月間に初発又は少なくと
も1回の再発が発現した患者とした。外部対照として、視神経脊髄
炎スペクトラム障害患者を対象としたエクリズマブの臨床試験
（ECU-NMO-301試験）におけるプラセボ群の結果と比較するこ
とが事前に規定された。
なお、本剤投与開始前3年以内又は投与開始時点で髄膜炎菌ワクチ
ン接種を必須とした。本剤投与開始2週間前までに髄膜炎菌ワクチ
ン接種を受けていない患者には、本剤投与開始時からワクチン接
種2週間後まで抗生物質を予防的に投与することとした。[5.1参
照]
本試験では、主要投与期a)とそれに続く延長投与期を設定し、1日
目に初回投与量を、初回投与2週以降は8週間隔で、本剤を体重に
基づいて点滴静注することとした。体重に基づく投与レジメンを
以下に示す。

体重 初回投与量 2回目以降の投与量
40kg以上60kg未満 2,400mg 3,000mg
60kg以上100kg未満 2,700mg 3,300mg

100kg以上 3,000mg 3,600mg

主要投与期の試験期間の中央値は73.5週（11.0～117.7週）であ
り、本期間中に独立評価委員会により判定された治験中の再発は
本剤群では認められなかったb)。
主要評価項目である「独立評価委員会により判定された初回再発
までの期間」のKaplan-Meier曲線を下図に示すb)。本剤群では外
部プラセボ群と比較して有意な差が認められ（p<0.0001）c)、再発
リスクの低下率は98.6%であった（ハザード比： 0.014、95％信
頼区間:0.000,0.103）d)e)。

また、主要投与期及び延長投与期の試験期間の中央値は90.9週
（11.0～135.1週）であり、本期間中に独立評価委員会により判定
された治験中の再発は本剤群では認められなかったf)。
主要投与期及び延長投与期における副作用発現頻度は、本剤群で
44.8％（58例中26例）であったf)。主な副作用は注入に伴う反応が
6.9％（58例中4例）、頭痛が5.2％（58例中3例）に認められた10)。

a)本試験では、主要投与期を「独立評価委員会により判定された治
験中再発」が2例に認められた時点、若しくは全ての患者が26週
の来院を完了又は早期中止した時点、のいずれか遅い方までと
された。ただし、全ての患者が50週の来院を完了又は早期中止
した時点までに「独立評価委員会により判定された治験中再発」
が2例に認められなかった場合には、その時点で主要投与期を終
了することとされた。

b)データカットオフ日：2022年3月15日
c)ログランク検定に基づく
d)Cox比例ハザードモデルに基づきFirth法で調整した
e)プロファイル尤度信頼限界
f)データカットオフ日：2022年7月15日
17.3その他*

本剤に対する抗体産生17.3.1
発作性夜間ヘモグロビン尿症患者を対象とした国際共同第III相
試験において、本剤を投与された患者のうち（総症例436例、日本
人44例を含む）、52週データカットオフ日までのいずれかの時点
にて、本剤投与下で抗体産生が認められた患者の割合は0.2%（1例
/436例中、日本人は0例）であった。52週データカットオフ日まで
のいずれかの時点にて、非典型溶血性尿毒症症候群患者を対象と
した臨床試験において、1.1%（1例/89例、日本人は0例）に本剤投
与下で抗体産生が認められた。全身型重症筋無力症患者を対象と
した臨床試験において、60週データカットオフ日までのいずれか
の時点にて、本剤投与下で抗体産生が認められた患者はいなかっ
た。視神経脊髄炎スペクトラム障害患者を対象とした臨床試験に
おいて、本剤投与下で抗体産生が認められた患者はいなかった。
［15.1参照］

18.薬効薬理
18.1作用機序*

本剤は、補体タンパクC5に特異的に結合し、C5のC5a及びC5bへ
の開裂を阻害することで、C5aによる炎症活性化及び終末補体複
合体（C5b-9）の生成を抑制する13)。その結果、本剤は発作性夜間
ヘモグロビン尿症患者及び非典型溶血性尿毒症症候群患者におけ
る終末補体介在性血管内溶血を抑制する。全身型重症筋無力症患
者において終末補体介在性の神経筋伝達障害を抑制する。視神経
脊髄炎スペクトラム障害患者において終末補体介在性のアストロ
サイトの傷害と、それに続く細胞傷害作用を抑制する。

18.2溶血抑制作用
invitroにおいて、本剤は抗ニワトリ赤血球抗体で感作させたニ
ワトリ赤血球のヒト血清による溶血を抑制した14)。

19.有効成分に関する理化学的知見
一般的名称：
ラブリズマブ（遺伝子組換え）
Ravulizumab（GeneticalRecombination）（JAN）
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分子式：
H鎖 C2205H3379N579O681S18
L鎖 C1016H1583N271O334S6

本質：
ラブリズマブは、遺伝子組換えヒト化モノクローナル抗体であり、
マウス抗ヒト補体C5抗体の相補性決定部、ヒトフレームワーク
部、及びヒトIgG由来定常部からなる。L鎖の定常部はκ鎖に由来
する。また、H鎖定常部のCH1部、ヒンジ部及びCH2部の一部は
IgG2（γ2鎖）からなり、CH2部の残りとCH3部はIgG4（γ4鎖）か
らなる。H鎖のMet429及びAsn435はそれぞれLeu及びSerに置
換されている。ラブリズマブは、チャイニーズハムスター卵巣細胞
により産生される。ラブリズマブは、448個のアミノ酸残基からな
るH鎖2本及び214個のアミノ酸残基からなるL鎖2本で構成され
る糖タンパク質（分子量：約148,000）である。

20.取扱い上の注意
外箱開封後は遮光して保存すること。

21.承認条件
医薬品リスク管理計画を策定の上、適切に実施すること。21.1

〈発作性夜間ヘモグロビン尿症〉
国内での治験症例が極めて限られていることから、製造販売

後、一定数の症例に係るデータが集積されるまでの間は、全症例を
対象に使用成績調査を実施することにより、本剤使用患者の背景
情報を把握するとともに、本剤の安全性及び有効性に関するデー
タを早期に収集し、本剤の適正使用に必要な措置を講じること。

21.2

本剤の投与が、発作性夜間ヘモグロビン尿症の診断、治療に精
通し、本剤のリスク等についても十分に管理できる医師・医療機
関のもとで、髄膜炎菌感染症の診断、治療に精通した医師との連携
を取った上でのみ行われるよう、製造販売にあたって必要な措置
を講じること。

21.3

〈非典型溶血性尿毒症症候群〉
国内での治験症例が極めて限られていることから、製造販売

後、一定数の症例に係るデータが集積されるまでの間は、全症例を
対象に使用成績調査を実施することにより、本剤使用患者の背景
情報を把握するとともに、本剤の安全性及び有効性に関するデー
タを早期に収集し、本剤の適正使用に必要な措置を講じること。

21.4

本剤の投与が、非典型溶血性尿毒症症候群の診断、治療に精通
し、本剤のリスク等についても十分に管理できる医師・医療機関
のもとで、髄膜炎菌感染症の診断、治療に精通した医師との連携を
取った上でのみ行われるよう、製造販売にあたって必要な措置を
講じること。

21.5

〈全身型重症筋無力症（免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療
法による症状の管理が困難な場合に限る）〉

国内での治験症例が極めて限られていることから、製造販売
後、一定数の症例に係るデータが集積されるまでの間は、全症例を
対象に使用成績調査を実施することにより、本剤使用患者の背景
情報を把握するとともに、本剤の安全性及び有効性に関するデー
タを早期に収集し、本剤の適正使用に必要な措置を講じること。

21.6

本剤の投与が、全身型重症筋無力症の診断、治療に精通し、本剤
のリスク等についても十分に管理できる医師・医療機関のもと
で、髄膜炎菌感染症の診断、治療に精通した医師との連携を取った
上でのみ行われるよう、製造販売にあたって必要な措置を講じる
こと。

21.7

〈視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉
国内での治験症例が極めて限られていることから、製造販売

後、一定数の症例に係るデータが集積されるまでの間は、全症例を
対象に使用成績調査を実施することにより、本剤使用患者の背景
情報を把握するとともに、本剤の安全性及び有効性に関するデー
タを早期に収集し、本剤の適正使用に必要な措置を講じること。

21.8*

本剤の投与が、視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎
を含む）の診断、治療に精通し、本剤のリスク等についても十分に
管理できる医師・医療機関のもとで、髄膜炎菌感染症の診断、治療

21.9*

に精通した医師との連携を取った上でのみ行われるよう、製造販
売にあたって必要な措置を講じること。

22.包装
〈ユルトミリス点滴静注300mg〉
30mL［1バイアル］

〈ユルトミリスHI点滴静注300mg/3mL〉
3mL［1バイアル］

〈ユルトミリスHI点滴静注1100mg/11mL〉
11mL［1バイアル］
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2023年8月改訂（第6版、用量変更）**

2023年6月改訂（第5版）*
日本標準商品分類番号

876399

承認番号 22200AMX00316000
販売開始 2010年6月

貯 法：凍結を避け、2～8℃
で保存

有効期間：30ヵ月

抗補体（C5）モノクローナル抗体製剤
エクリズマブ（遺伝子組換え）点滴静注製剤

注）注意－医師等の処方箋により使用すること

生物由来製品、劇薬、処方箋医薬品注）

警告1.
本剤の投与により、髄膜炎菌感染症を発症することがあり、
死亡例も認められているため、以下の点に十分注意すること。
［5.1、11.1.1参照］

1.1

本剤の投与に際しては、髄膜炎菌感染症の初期徴候（発熱、
頭痛、項部硬直等）に注意して観察を十分に行い、髄膜炎菌感染
症が疑われた場合には、直ちに診察し、抗菌剤の投与等の適切
な処置を行うこと。

1.1.1

緊急な治療を要する場合等を除いて、原則、本剤投与前に
髄膜炎菌に対するワクチンを接種すること。必要に応じてワク
チンの追加接種を考慮すること。

1.1.2

髄膜炎菌感染症は致命的な経過をたどることがあるので、
緊急時に十分に措置できる医療施設及び医師のもとで、あるい
は髄膜炎菌感染症の診断及び治療が可能な医療施設との連携
下で投与すること。

1.1.3

髄膜炎菌感染症のリスクについて患者に説明し、当該感染
症の初期徴候を確実に理解させ、髄膜炎菌感染症に関連する副
作用が発現した場合には、主治医に連絡するよう患者に注意を
与えること。

1.1.4

本剤は、発作性夜間ヘモグロビン尿症、非典型溶血性尿毒症
症候群、全身型重症筋無力症あるいは視神経脊髄炎スペクトラ
ム障害（視神経脊髄炎を含む）に十分な知識を持つ医師のもと
で、治療上の有益性が危険性を上まわると判断される場合にの
み投与すること。また、本剤投与開始に先立ち、本剤は疾病を完
治させる薬剤ではないことを含め、本剤の有効性及び危険性を
患者又はその家族に十分説明し、同意を得てから投与するこ
と。

1.2

禁忌（次の患者には投与しないこと）2.
髄膜炎菌感染症に罹患している患者［症状を悪化させるおそ
れがある。］
2.1

本剤の成分に対し過敏症の既往歴のある患者2.2

組成・性状3.
組成3.1

販売名
1バイアル

（ストッパー付）
30mL中の分量

成分

有効成分
エクリズマブ（遺伝子組
換え）

300mg

塩化ナトリウム 263.1mg
リン酸二水素ナトリウム
一水和物

13.8mg

リン酸一水素ナトリウム
七水和物

53.4mg

ポリソルベート80 6.6mg

ソリリス
点滴静注300mg

添加剤

本剤は、マウス骨髄腫由来細胞を用いて製造される。製造工程にお
いて、培地成分としてウシの血清由来成分（アルブミン）及びウシ
の胎仔由来成分（血清）を使用している。

製剤の性状3.2
販売名 ソリリス点滴静注300mg
性状 無色澄明な液
pH pH6.8～7.2

浸透圧比
（生理食塩液対比）

約1（日局生理食塩液により希釈後
（5mg/mL））

効能又は効果4.
発作性夜間ヘモグロビン尿症における溶血抑制〇
非典型溶血性尿毒症症候群における血栓性微小血管障害の抑制〇
全身型重症筋無力症（免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化
療法による症状の管理が困難な場合に限る）

〇

視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〇

効能又は効果に関連する注意5.
〈効能共通〉

本剤は補体C5の開裂を阻害し、終末補体複合体C5b-9の生成を
抑制すると考えられるため、髄膜炎菌をはじめとする莢膜形成細
菌による感染症を発症しやすくなる可能性があることから、本剤
の有効性及び安全性を十分に理解した上で、本剤投与の是非を慎
重に検討し、適切な対象患者に対し投与を開始すること。また、本
剤投与に際しては、緊急な治療を要する場合等を除いて、原則、本
剤投与開始の少なくとも2週間前までに髄膜炎菌に対するワクチ
ンを接種すること。特に小児への本剤投与に際しては、肺炎球菌、
インフルエンザ菌b型に対するワクチンの接種状況を確認し、未
接種の場合にはそれぞれのワクチンの接種を検討すること。［1.1、
9.1.1、9.1.2、11.1.1、11.1.2、17.1参照］

5.1

〈発作性夜間ヘモグロビン尿症における溶血抑制〉
フローサイトメトリー法等により検査を行い、発作性夜間ヘモ
グロビン尿症と確定診断された患者に投与を開始すること。

5.2

本剤を投与開始する際には、溶血のため赤血球輸血が必要と考
えられ、今後も輸血の継続が見込まれる患者を対象とすること。

5.3

本剤による血栓塞栓症の抑制効果、腎機能改善効果及び延命効
果は確認されていない。

5.4

本剤の急性溶血発作に対する改善効果は確認されていない。5.5
本剤投与によりPNH赤血球クローンが増加するため、本剤を中
止した場合に重篤な血管内溶血が認められるおそれがあることか
ら、本剤の有効性及び安全性を十分に理解した上で、本剤投与の是
非を慎重に検討し、適切な対象患者に対し投与を開始すること。

5.6

〈非典型溶血性尿毒症症候群における血栓性微小血管障害の抑制〉
補体制御異常による非典型溶血性尿毒症症候群※)の患者に使用
すること。

5.7*

※)「非典型溶血性尿毒症症候群（aHUS）診療ガイド2023」（日本腎
臓学会・日本小児科学会・日本血液学会・日本補体学会・日本
移植学会）を参考にすること。
二次性血栓性微小血管症の患者に対する本剤の有効性及び安全
性は確立していない（使用経験がない）。

5.8

〈全身型重症筋無力症（免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療
法による症状の管理が困難な場合に限る）〉
本剤は、抗アセチルコリン受容体抗体陽性の患者に投与するこ
と。

5.9

本剤は、ステロイド剤又はステロイド剤以外の免疫抑制剤が十
分に奏効しない場合に、以下に示す患者への投与を考慮すること。

5.10

免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療法を施行しても症状・
－1－



の管理が困難な患者
合併症や副作用等により、免疫グロブリン大量静注療法又は血液
浄化療法の施行が困難な患者
・

〈視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉
本剤は、抗アクアポリン4抗体陽性の患者に投与すること。5.11
視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）※)の患

者に使用すること。
5.12

※)「多発性硬化症・視神経脊髄炎診療ガイドライン2017」（日本神
経学会）を参考にすること。

用法及び用量6.**

〈発作性夜間ヘモグロビン尿症における溶血抑制〉
通常、成人には、エクリズマブ（遺伝子組換え）として、1回600mg
から投与を開始する。初回投与後、週1回の間隔で初回投与を含め
合計4回点滴静注し、その1週間後（初回投与から4週間後）から1回
900mgを2週に1回の間隔で点滴静注する。

〈非典型溶血性尿毒症症候群における血栓性微小血管障害の抑制及
び全身型重症筋無力症（免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化
療法による症状の管理が困難な場合に限る）〉
通常、エクリズマブ（遺伝子組換え）として、下記の用法・用量で点
滴静注する。
年齢又は体重 導入期 維持期

18歳以上
1回900mgを
週1回で計4回

初回投与4週間後から
1回1200mgを2週に1回

18歳未満

40kg以上
1回900mgを
週1回で計4回

初回投与4週間後から
1回1200mgを2週に1回

30kg以上
40kg未満

1回600mgを
週1回で計2回

初回投与2週間後から
1回900mgを2週に1回

20kg以上
30kg未満

1回600mgを
週1回で計2回

初回投与2週間後から
1回600mgを2週に1回

10kg以上
20kg未満

1回600mgを
週1回で計1回

初回投与1週間後から
1回300mgを2週に1回

5kg以上
10kg未満

1回300mgを
週1回で計1回

初回投与1週間後から
1回300mgを3週に1回

〈視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉
通常、成人には、エクリズマブ（遺伝子組換え）として、1回900mg
から投与を開始する。初回投与後、週1回の間隔で初回投与を含め
合計4回点滴静注し、その1週間後（初回投与から4週間後）から1回
1200mgを2週に1回の間隔で点滴静注する。

用法及び用量に関連する注意7.
〈発作性夜間ヘモグロビン尿症における溶血抑制〉

本剤の血中濃度の低下により急性の溶血発作の発現が懸念され
るため、投与間隔を遵守すること。
7.1

本剤投与開始2週までに血清中乳酸脱水素酵素（LDH）活性の低
下が認められない場合には、本剤の投与継続の要否を検討するこ
と。

7.2

〈非典型溶血性尿毒症症候群における血栓性微小血管障害の抑制〉
本剤の血中濃度の低下により、血栓性微小血管障害の増悪が懸
念されるため、投与間隔を遵守すること。
7.3

〈全身型重症筋無力症（免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療
法による症状の管理が困難な場合に限る）〉
本剤の血中濃度低下により症状悪化が懸念されるため、投与間
隔を遵守すること。
7.4

本剤の全身型重症筋無力症患者を対象とした臨床試験では、ほ
とんどの治療反応例で投与開始後12週までに症状の改善が得ら
れた。全身型重症筋無力症患者で他の免疫抑制剤を併用している
患者においては、髄膜炎菌感染症のリスクが高い可能性があるこ
とから、リスクベネフィットを考慮し、投与開始後12週までに症
状の改善が認められない患者では、本剤の投与中止を検討するこ
と。

7.5

〈視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉
本剤の血中濃度低下により再発のおそれがあるため、投与間隔
を遵守すること。

7.6

本剤を一定期間投与後、再発の頻度について検討し、再発の頻度
の減少が認められない患者では、本剤の投与中止を検討すること。

7.7

〈非典型溶血性尿毒症症候群における血栓性微小血管障害の抑制、全
身型重症筋無力症（免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療法
による症状の管理が困難な場合に限る）及び視神経脊髄炎スペクト
ラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉
血液浄化療法（透析を除く）により本剤の一部が除去されるこ
と、新鮮凍結血漿内には補体C5が含まれること、免疫グロブリン
大量静注療法によりエンドソーム内の胎児性Fc受容体（FcRn）の
リサイクリング機能が阻害される可能性があることから、本剤投
与中に血液浄化療法、新鮮凍結血漿輸注又は免疫グロブリン大量
静注療法を施行する必要がある場合は、下表を参考に本剤の補充
投与を考慮すること。なお、下表はシミュレーション結果に基づき
設定されたものであることから、補充投与後は患者の状態を慎重
に観察すること。［10.2参照］

7.8**

直近の本剤投与量 本剤の補充用量 補充投与の時期
300mg 1回につき300mg

600mg以上 1回につき600mg
血液浄化療法

施行後60分
以内

新鮮凍結血漿輸注 300mg以上 1回につき300mg 施行60分前
600mg以下 1回につき300mg
900mg以上 1回につき600mg

免疫グロブリン大
量静注療法

施行直後

重要な基本的注意8.
〈発作性夜間ヘモグロビン尿症〉

本剤投与によりPNH赤血球クローンが増加するため、本剤を中
止した場合に重篤な血管内溶血が認められるおそれがある。本剤
の投与を中止した患者に対しては、最低8週間、血管内溶血及びそ
れに付随する臨床症状の変化を注意深く観察し、必要に応じて適
切な処置を行うこと。

8.1

〈非典型溶血性尿毒症症候群〉
本剤投与開始後は血小板数等を定期的にモニタリングし、改善
傾向が認められない場合は、本剤の投与継続の要否を検討するこ
と。なお、本剤を中止した場合に重度の血栓性微小血管障害が発現
するおそれがあるため、本剤の投与中止後、最低12週間は患者の
状態を注意深く観察し、必要に応じて適切な処置を行うこと。

8.2

特定の背景を有する患者に関する注意9.
合併症・既往歴等のある患者9.1
髄膜炎菌感染症の既往のある患者9.1.1

本剤により髄膜炎菌感染症に罹患しやすくなる可能性がある。
［5.1、11.1.1参照］

感染症の患者又は感染症が疑われる患者9.1.2
特に莢膜形成細菌（髄膜炎菌、肺炎球菌、インフルエンザ菌等）によ
る感染症に罹患しやすくなる可能性がある。［5.1、11.1.1、11.1.2
参照］
妊婦9.5

妊婦又は妊娠している可能性のある女性には、治療上の有益性が
危険性を上まわると判断される場合にのみ投与すること。
授乳婦9.6

治療上の有益性及び母乳栄養の有益性を考慮し、授乳の継続又は
中止を検討すること。
小児等9.7

〈発作性夜間ヘモグロビン尿症における溶血抑制及び視神経脊髄炎
スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉

小児等を対象とした有効性及び安全性を指標とした臨床試験
は実施していない。
9.7.1

〈非典型溶血性尿毒症症候群における血栓性微小血管障害の抑制〉
低出生体重児、新生児又は2ヵ月未満の乳児を対象とした有効

性及び安全性を指標とした臨床試験は実施していない。
9.7.2
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〈全身型重症筋無力症（免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療
法による症状の管理が困難な場合に限る）〉

低出生体重児、新生児、乳児又は6歳未満の幼児を対象とした
有効性及び安全性を指標とした臨床試験は実施していない。
ECU-MG-303試験は、6歳以上18歳未満を対象として実施した
が、12歳未満の患者は組み入れられなかった。

9.7.3**

高齢者9.8
患者の状態を観察しながら、慎重に投与すること。一般に生理機能
（腎機能、肝機能、免疫機能等）が低下している。

相互作用10.**

併用注意（併用に注意すること）10.2
薬剤名等 臨床症状・措置方法 機序・危険因子

** 人免疫グロブリン製
剤
（ポリエチレングリ
コール処理人免疫グ
ロブリン等）
［7.8参照］

人免疫グロブリン製
剤との併用投与に
よって本剤の効果が
減弱するおそれがあ
るので、併用する場
合には、本剤の補充
投与を考慮するこ
と。

人免疫グロブリン製
剤との継続的な併用
投与により、本剤の血
清中濃度が低下する
可能性がある1)2)3)。

エフガルチギモド
アルファ（遺伝子組
換え）

本剤の効果が減弱す
るおそれがあるの
で、本剤による治療
を開始する場合に
は、エフガルチギモ
ド アルファのサイ
クル投与における最
終投与から2週間後
以降に投与すること
が望ましい。

エフガルチギモド ア
ルファにより、本剤を
含む胎児性Fc受容体
（FcRn）に結合する薬
剤の血清中濃度が低
下する可能性がある。

副作用11.
次の副作用があらわれることがあるので、観察を十分に行い、異常
が認められた場合には投与を中止するなど適切な処置を行うこ
と。
重大な副作用11.1
髄膜炎菌感染症（頻度不明）11.1.1

髄膜炎又は敗血症を発症し、急激に重症化することがあるので、本
剤の投与に際しては、当該感染症の初期徴候（発熱、頭痛、項部硬
直、羞明、精神状態の変化、痙攣、悪心・嘔吐、紫斑、点状出血等）等
の観察を十分に行うこと。髄膜炎菌感染症が疑われた場合には、直
ちに診察し、抗菌剤の投与等の適切な処置を行うこと。髄膜炎菌に
対するワクチンを接種しても発症した例や、死亡に至った例が認
められている。［1.1、5.1、9.1.1、9.1.2参照］

重篤な感染症（頻度不明）11.1.2
播種性淋菌感染症、肺炎球菌感染、インフルエンザ菌感染等の重篤
な感染症があらわれることがある。［5.1、9.1.2参照］

infusion reaction（頻度不明）11.1.3
ショック、アナフィラキシー等があらわれることがある。
その他の副作用11.2**

10%以上 5%～10%未満 5%未満 頻度不明
血液 － 白血球減

少症
大球性貧血、好
中球減少症、リ
ンパ球減少症、
鉄欠乏性貧血

貧血、凝固因子
異常

耳 及 び
迷 路 障
害

－ 耳鳴 － 回転性めまい、
耳痛

10%以上 5%～10%未満 5%未満 頻度不明
眼 － － 結膜出血、白内

障、強膜出血、
眼痛、結膜炎、
緑内障

－

胃腸 悪心 嘔吐 上腹部痛、腸
炎、下痢、腹痛、
腹部膨満、胃食
道逆流性疾患、
舌炎

便秘、消化不
良、腹部不快
感、歯痛、アフ
タ性口内炎、嚥
下障害、直腸出
血、胃の不快感

全 身 障
害 及 び
投 与 局
所

－ 発熱 胸部不快感、疲
労、腋窩痛、悪
寒、注射部位硬
結、倦怠感、末
梢性浮腫

インフルエン
ザ様疾患、無力
症、胸痛、注射
部位疼痛、溢
出、疼痛、冷感、
腫脹

肝胆道 － － 高ビリルビン
血症、肝機能異
常

黄疸

感染症 鼻咽頭炎 インフル
エンザ、
咽頭炎

単純ヘルペス、
麦粒腫、口腔ヘ
ルペス、医療機
器関連感染、肺
炎、上気道感
染、気管支炎、
蜂巣炎、膀胱
炎、ウイルス性
胃腸炎、扁桃
炎、帯状疱疹、
敗血症、腎膿
瘍、アデノウイ
ルス結膜炎、股
部白癬、尿道
炎、口腔カンジ
ダ症、耳下腺
炎、歯周炎

尿路感染、真菌
感染、ウイルス
感染、膿瘍、消
化管感染、感
染、副鼻腔炎、
歯感染、下気道
感染、膿痂疹、
気道感染、鼻
炎、胃腸炎、限
局性感染、耳部
感染、腹膜炎、
BKウイルス感
染、ナイセリア
感染（淋菌等）

臨 床 検
査

－ － ALP上昇、ビ
リルビン上昇、
C-反応性蛋白
増加、白血球数
増加、肝酵素増
加、尿中白血球
陽性、尿中血陽
性、好酸球百分
率増加、好中球
百分率増加

ヘモグロビン
減少、ハプトグ
ロビン減少

代謝 － － 食欲減退、糖尿
病、高アルブミ
ン血症、高血糖

低カリウム血
症、ヘモクロマ
トーシス

筋骨格 － － 筋肉痛、関節
痛、四肢痛、背
部痛

筋痙縮、頸部
痛、関節腫脹、
筋骨格痛、側腹
部痛、筋骨格系
胸痛

神経系 頭痛 － 浮動性めまい、
頭部不快感、感
覚鈍麻、眼振

味覚異常、振
戦、失神、嗜眠、
片頭痛、知覚障
害
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10%以上 5%～10%未満 5%未満 頻度不明
生殖系 － － 陰嚢障害、希発

月経
腟出血

呼吸器 － － 上気道炎、咳
嗽、鼻閉、鼻漏、
口腔咽頭不快
感

呼吸困難、鼻出
血、咽喉頭疼
痛、湿性咳嗽、
咽喉乾燥

** 皮膚 － 湿疹、発
疹

皮膚乾燥、紅
斑、多形紅斑、
脱毛症、多毛
症、接触性皮膚
炎

そう痒症、蕁麻
疹、点状出血、
発汗、皮膚炎

免疫系 － － － 季節性アレル
ギー

精神系 － － うつ病、不安 不眠症、憂鬱感
血 管 ・
心臓

－ － 高血圧、動悸、
起立性低血圧

進行性高血圧、
ほてり、血腫、
静脈硬化症

腎 及 び
尿 路 障
害

－ － 出血性膀胱炎、
腎結石症、尿失
禁、尿蛋白

排尿困難、血
尿、腎疝痛

傷害 － － 骨折 挫傷、擦過傷、
転倒・転落、関
節捻挫、四肢損
傷

その他 － － 皮膚乳頭腫 －
注）発現頻度は発作性夜間ヘモグロビン尿症を対象とした国内臨床
試験 C07-001、非典型溶血性尿毒症症候群を対象とした国内
レトロスペクティブ調査研究試験 C11-004J及び国内臨床試験
C11-005J、全身型重症筋無力症を対象とした国際共同試験
ECU-MG-301、ECU-MG-302及びECU-MG-303における日
本人患者の結果、視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎
を含む）を対象とした国際共同試験ECU-NMO-301及びECU-
NMO-302における日本人患者の結果から集計した。

適用上の注意14.
薬剤調製時の注意14.1
滅菌シリンジでバイアルから全量を抜き取り、必要量を点滴

バッグ等に注入する。
14.1.1

日局生理食塩液、日局ブドウ糖注射液（5%）又は日局リンゲ
ル液を点滴バッグ等に添加し、本剤を5mg/mLに希釈する。（希釈
した液の容量は本剤300mgの場合60mL、600mgの場合120mL、
900mgの場合180mL、1200mgの場合240mLである。）

14.1.2

希釈した液を含有する点滴バッグ等を静かに倒立させるな
ど、緩やかに溶解し、混和する。（抗体タンパクが凝集するおそれが
あるため、決して激しく振らないこと。）

14.1.3

調製後、微粒子及び変色がないか、目視検査を行うこと。（変
色、異物、その他異常を認めたものは使用しないこと。）
14.1.4

調製後、希釈した液は速やかに使用すること。なお、やむを得
ず保存する場合は、希釈した液は2～25℃で保存し、24時間以内に
使用すること。

14.1.5

希釈した液を投与前に室温になるまで放置すること。（加熱
しないこと。）
14.1.6

薬剤投与時の注意14.2
本剤は点滴静注用としてのみ用い、急速静脈内投与、皮下投

与、筋肉内投与をしないこと。
14.2.1

本剤は独立したラインより投与するものとし、他の注射剤、
輸液等と混合しないこと。
14.2.2

希釈した液を18歳以上では25～45分、18歳未満では1～4
時間かけて点滴静注するが、患者の年齢、体重に応じて適宜調整す
ること。

14.2.3

本剤の投与中に副作用が発現した場合は、医師の判断で投与
速度を遅くする又は投与を中止し、投与終了後、患者の症状が安定
するまで慎重に観察すること。

14.2.4

その他の注意15.
臨床使用に基づく情報15.1

臨床試験において抗体反応が検出された患者が認められたが、抗
体発現と臨床効果又は有害事象との相関は認められなかった。
非臨床試験に基づく情報15.2

マウスの胚・胎児発生試験（60mg/kgを器官形成期に静脈内投
与）において、網膜形成異常が認められた4)。

薬物動態16.
血中濃度16.1

〈発作性夜間ヘモグロビン尿症〉
国内第II相試験 C07-001（AEGIS study）16.1.1

発作性夜間ヘモグロビン尿症患者に本剤600mgを週1回で計4回、
その1週間後から本剤900mgを2週に1回の頻度で計5回静脈内投
与した時の血清中濃度は、下図のように推移した。また、投与12週
後における血清中トラフ濃度は116.5±10.93μg/mLであっ
た5)。

図：国内臨床試験におけるエクリズマブの血清中濃度推移
血清中濃度の被験者数は10週のみ28例、他は29例であった。

海外第III相試験 C04-001（TRIUMPH study）16.1.2
発作性夜間ヘモグロビン尿症患者（43例）に本剤600mgを週1回
で計4回、その1週間後から本剤900mgを2週に1回の頻度で計11
回静脈内投与した時の血清中トラフ濃度は、投与1週時45.1±
3.81μg/mL、投与4週時113.5±8.70μg/mL、投与6週時104.3
±8.65μg/mL、投与12週時96.5±9.38μg/mL、投与26週時
101.8±10.84μg/mLであった（n=40～42）。

海外第III相試験 C04-002（SHEPHERD study）16.1.3
発作性夜間ヘモグロビン尿症患者（97例）に本剤600mgを週1回
で計4回、その1週間後から本剤900mgを2週に1回の頻度で計24
回静脈内投与した時の血清中トラフ濃度は、投与1週時45.8±
3.00μg/mL、投与4週時104.5±5.08μg/mL、投与6週時100.6
±5.77μg/mL、投与12週時92.6±5.36μg/mL、投与26週時
98.4±6.63μg/mL、投与52週時110.3±8.92μg/mLであった
（n=92～96）。
〈非典型溶血性尿毒症症候群〉

国内第II相試験 C11-005J16.1.4
本剤投与中の非典型溶血性尿毒症症候群患者3例に本剤1回
600mg又は1200mgを2週に1回の頻度で静脈内投与した時の投
与12週時の血清中濃度を測定した。

投与12週時の血清中濃度（μg/mL）
ピーク濃度 トラフ濃度

年齢 体重 1回投与量

8歳 27.3kg 600mg 553.6 352.1
6歳 18.9kg 600mga) 524.1 384.8
31歳 53.9kg 1200mg 517.1 377.1
a) 10kg以上20kg未満の患者に対する1回あたりの承認用量は

－4－



300mgである。
海外第II相試験 C08-002A/B16.1.5

非典型溶血性尿毒症症候群患者（17例）に本剤900mgを週1回で
計4回、その1週間後から本剤1200mgを2週に1回の頻度で静脈内
投与した時の投与1日目の血清中ピーク濃度は188.3±47.1μg/
mLであり、血清中トラフ濃度は投与4週時152.6±61.8μg/mL、
投与26週時194.8±83.1μg/mLであった（n=13～16）。

海外第II相試験 C08-003A/B16.1.6
非典型溶血性尿毒症症候群患者（20例）に本剤900mgを週1回で
計4回、その1週間後から本剤1200mgを2週に1回の頻度で静脈内
投与した時の投与1日目の血清中ピーク濃度は222.7±48.9μg/
mLであり、血清中トラフ濃度は投与4週時222.4±53.3μg/mL、
投与26週時276.8±101.0μg/mLであった（n=18～20）。

〈全身型重症筋無力症〉
第III相国際共同試験 ECU-MG-30116.1.7

全身型重症筋無力症患者（62例（日本人患者3例を含む））に本剤
900mgを週1回で計4回、その1週間後から本剤1200mgを2週に1
回の頻度で静脈内投与した時の投与1日目の血清中ピーク濃度は
336±112μg/mLであり、血清中トラフ濃度は投与4週時373±
135μg/mL、投与26週時341±172μg/mLであった（n=57～
61）。日本人患者（3例）の血清中ピーク濃度及び血清中トラフ濃度
は、外国人患者の5～95パーセンタイルの範囲内であった。

第III相国際共同試験 ECU-MG-30316.1.8**

12～17歳で体重30kg以上の全身型重症筋無力症患者（11例（日本
人患者3例を含む））に体重に基づき本剤600mg又は900mgを週1
回で計2又は4回、その1週間後から本剤900mg又は1200mgを2
週に1回の頻度で静脈内投与した時の投与1日目の血清中ピーク
濃度は523±213μg/mLであり、血清中トラフ濃度は投与4週時
484±111μg/mL、投与26週時434±172μg/mLであった（n=9
～11）。

〈視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉
第III相国際共同試験ECU-NMO-30116.1.9

視神経脊髄炎スペクトラム障害患者（95例（日本人患者9例を含
む））に本剤900mgを週1回で計4回、その1週間後から本剤
1200mgを2週に1回の頻度で静脈内投与した時の投与1日目の血
清中ピーク濃度は359±103μg/mLであり、血清中トラフ濃度は
投与4週時432±169μg/mL、投与48週時420±218μg/mLで
あった（n=65～94）。日本人患者（9例）の血清中ピーク濃度及び血
清中トラフ濃度は、外国人患者の5～95パーセンタイルの範囲内
にほぼ含まれていた6)。

臨床成績17.
有効性及び安全性に関する試験17.1

〈発作性夜間ヘモグロビン尿症〉
発作性夜間ヘモグロビン尿症患者を対象とした臨床試験は、すべ
て髄膜炎菌ワクチン接種下で実施された。［5.1参照］

国内第II相試験 C07-001（AEGIS study）17.1.1
過去2年以内に赤血球輸血が必要と判断され、赤血球中のGPI欠損
赤血球クローン（PNHタイプIII）の存在比が10%以上の発作性夜
間ヘモグロビン尿症患者29例を対象とし、本剤600mgを週1回で
計4回、その1週間後から本剤900mgを2週に1回の頻度で計5回静
脈内投与した。ベースラインのLDH（中央値［最小値、最大値］）は
1,814.0U/L［627.8U/L、3,642.5U/L］、投与12週目のLDHは
244.0U/L［187.0U/L、2,715.0U/L］であり、LDHの低下が認め
られた（p<0.0001、Wilcoxonの符号付順位検定）5)。
副作用発現頻度は、本剤投与群で93.1%（27/29例）であった。主な
副作用は、頭痛（51.7%）、鼻咽頭炎（37.9%）、悪心（20.7%）であっ
た。

海外第III相試験 C04-001（TRIUMPH study）17.1.2
過去1年間に少なくとも4回赤血球輸血を受けており、赤血球中の
GPI欠損赤血球クローン（PNHタイプIII）の存在比が10%以上の
発作性夜間ヘモグロビン尿症患者87例を対象とし、本剤600mg又

はプラセボを週1回で計4回、その1週間後から本剤900mgを2週
に1回の頻度で計11回静脈内投与した。Hb安定化※)はプラセボ群
で0.0%（0/44例）及び本剤群で48.8%（21/43例）の患者で達成さ
れた（p<0.001、Fisherの正確検定）。また、濃厚赤血球輸血単位数
（中央値［最小値、最大値］）は、プラセボ群で10単位［2単位、21単
位］、本剤群で0単位［0単位、16単位］であった（p<0.001、
Wilcoxonの順位和検定）7)。
副作用発現頻度は、本剤投与群で55.8%（24/43例）であった。主な
副作用は、頭痛（32.6%）、腹痛、皮膚乾燥、単純ヘルペス、悪心、上気
道感染（各4.7%）であった。

※) 各患者において、観察期間中（定義）における輸血時のHb値を輸
血設定値とし、投与期間中にHb値が輸血設定値を上回り、かつ
輸血を受けなかった場合にHb安定化が達成されたと定義

〈非典型溶血性尿毒症症候群〉
非典型溶血性尿毒症症候群患者を対象とした臨床試験はすべて髄
膜炎菌ワクチン接種下で実施された。また、髄膜炎菌ワクチン接種
前又は接種後14日以内に本剤が投与される場合には抗菌剤が予
防的に投与された。なお、国内臨床試験（C11-005J）の小児患者で
は肺炎球菌ワクチン及びインフルエンザ菌b型ワクチンの接種下
で実施された。［5.1参照］

国内第II相試験 C11-005J17.1.3
本剤投与中の非典型溶血性尿毒症症候群患者3例を対象とした非
盲検非対照試験において、本剤1回600mg又は1200mgを2週に1
回の頻度で静脈内投与した時の血小板数の推移は下表のとおりで
あり、投与期間中3例とも施設基準下限値以上で推移した。また、投
与期間中に血漿療法及び新規の透析を実施した患者は認められ
ず、ベースラインから透析を実施していた1例では透析を離脱し
た。

血小板数（×104/μL）
施設基準値 ベースライン 投与期間中

年齢 体重 1回投与量

8歳 27.3kg 600mg 12.0～41.0 23.7 19.1～31.1
6歳 18.9kg 600mga) 13.0～35.0 36.2 24.1～41.2
31歳 53.9kg 1200mg 13.1～36.2 25.9 23.6～27.8
a) 10kg以上20kg未満の患者に対する1回あたりの承認用量は
300mgである。
副作用は認められなかった。

海外第II相試験 C08-002A/B17.1.4
18歳以上、又は12歳以上18歳未満かつ体重40kg以上で血漿療法
抵抗性の非典型溶血性尿毒症症候群患者17例を対象とした非盲
検非対照試験において、本剤900mgを週1回で計4回、その1週間
後から本剤1200mgを2週に1回の頻度で静脈内投与した。その結
果、血小板数（平均値±標準偏差）は、ベースライン時10.9±3.2×
104/μLから投与26週時21.0±6.8×104/μLに増加し、ベースラ
インから投与26週時の変化量の最小二乗平均値［95%信頼区間］
は7.3×104/μL［4.0×104/μL，10.5×104/μL］であった。
副作用発現頻度は、58.8%（10/17例）であった。主な副作用は、進
行性高血圧、白血球減少症、悪心、嘔吐（各11.8%）であった。

海外第II相試験 C08-003A/B17.1.5
18歳以上、又は12歳以上18歳未満かつ体重40kg以上で血漿療法
を8週間以上施行されている非典型溶血性尿毒症症候群患者20例
を対象とした非盲検非対照試験において、本剤900mgを週1回で
計4回、その1週間後から本剤1200mgを2週に1回の頻度で静脈内
投与した。その結果、血栓性微小血管障害イベントフリー※1)を達
成した患者割合は80%（16/20例）であった。
副作用発現頻度は、30.0%（6/20例）であった。主な副作用は、頭
痛、白血球減少症、リンパ球減少症（各10.0%）であった。

海外レトロスペクティブ調査 C09-001r17.1.6
本剤の投与歴を有する非典型溶血性尿毒症症候群患者30例（生後
2ヵ月以上12歳未満15例、12歳以上15例）を対象としたレトロス
ペクティブ調査が実施された結果、血小板数の正常化※2)を達成し
た患者割合は、12歳未満93.3%（14/15例）、12歳以上73.3%（11/
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15例）であった。また、血栓性微小血管障害イベントフリー※1)を達
成した患者割合は、12歳未満73%（11/15例）、12歳以上60%（9/
15例）であった。
有害事象発現頻度は、73.3%（22/30例）であった。主な有害事象
は、発熱（30%）、下痢（27%）、嘔吐、咳嗽（各23%）、上気道感染
（20%）であった。
※1)ベースライン値からの25%を超える血小板数の減少、血漿療法
施行、新規透析施行のいずれも認められなかった状態が12週間
以上持続した場合と定義

※2)2回以上の連続した測定で血小板数が15.0×104/μL以上が4週
間以上持続した場合と定義

〈全身型重症筋無力症〉
全身型重症筋無力症患者を対象とした臨床試験は、すべて髄膜炎
菌ワクチン接種下で実施された。［5.1参照］

第III相国際共同試験 ECU-MG-30117.1.7
全身型重症筋無力症患者125例（日本人患者11例を含む）を対象
に、プラセボ又は本剤900mgを週1回で計4回、その1週間後から
プラセボ又は本剤1200mgを2週に1回の頻度で静脈内投与する
プラセボ対照無作為化二重盲検並行群間比較試験を実施した。そ
の結果、主要評価項目であるベースラインに対する投与26週の
MG-ADL総スコアの変化量は下表のとおりであり、プラセボ群と
本剤群の間に統計学的に有意な差が認められた。

臨床的イベントb)MG-ADL総スコアa) Worst-Rank解析c)

ベースライン 投与26週 変化量 レスキュー治療 順位d) 群間比較e)

プラ
セボ
群

9.9±2.64（51）
9.0（5, 18）

7.0±3.36（51）
6.0（2, 16）

-2.8±3.07（51）
-2.0（-8, 7）

62.2±55.40（12）
43.5（7, 178）

70.8±4.38（63）

本剤
群

10.3±3.06（56）
10.0（5, 18）

5.6±4.11（56）
5.5（0, 15）

-4.7±4.20（56）
-4.5（-15, 4）

95.7±71.50（6）
99.5（1, 174）

54.2±4.42（62）

-16.6
［-28.90, -4.23］
p=0.0089

a) 上段：平均値±標準偏差（評価例数）、下段：中央値（最小値，最
大値）、レスキュー治療を必要としなかった患者が評価対象

b) イベントまでの期間（日）、上段：平均値±標準偏差（該当例数）、
下段：中央値（最小値，最大値）

c) 〔1〕レスキュー治療を受けた患者集団（レスキュー治療実施日ま
での日数が短い順）、〔2〕レスキュー治療を必要としなかった患
者（投与26週のMG-ADL総スコアのベースラインからの変化
量（LOCF）に基づく改善が小さい順）の順番で患者に対して最
悪順位から順位付けを行い、その順位を応答変数とした投与群
及びMGFA分類（クラス2a又は3a／4a／2b又は3b／4b）を因
子、MG-ADL総スコアのベースライン値を共変量とした共分散
分析モデルに基づく解析

d) 順位の調整平均値±標準誤差（共分散分析モデルに基づく）（評
価例数）

e) 上段：群間差、中段：群間差の95%信頼区間、下段：群間比較の
p値
また、重症筋無力症患者の病態及びレスキュー治療を受けずに症
状悪化により早期中止した患者の影響を考慮して、事後的に順位
付け方法を変更したWorst-Rank解析においても、ベースライン
に対する投与26週のMG-ADL総スコアの変化量についてプラセ
ボ群と本剤群の間に統計学的に有意な差が認められた8)。

MG-ADL総スコアa) 臨床的イベントb) Worst-Rank解析c)

ベースライン 投与26週 変化量 MGクリーゼ
レスキュー治療
及び中止d)

順位e) 群間比較f)

プラ
セボ
群

9.9±2.64（51）
9.0（5, 18）

7.0±3.36（51）
6.0（2, 16）

-2.8±3.07（51）
-2.0（-8, 7）

0
62.2±55.40（12）
43.5（7, 178）

70.2±4.41（63）

本剤
群

10.2±2.98（55）
10.0（5, 18）

5.6±4.02（55）
5.0（0, 15）

-4.7±4.23（55）
-4.5（-15, 4）

127.0（1）
127（127, 127）

80.7±76.64（6）
58.0（1, 174）

54.8±4.46（62）

-15.4
［-27.80, -2.92］
p=0.0160

a) 上段：平均値±標準偏差（評価例数）、下段：中央値（最小値，最
大値）、MGクリーゼを発現せず、レスキュー治療を必要とせず

26週間の治験薬投与を完了した患者、及び中止例のうちレス
キュー治療の実施基準に該当しなかった患者が評価対象

b) イベントまでの期間（日）、上段：平均値±標準偏差（該当例数）、
下段：中央値（最小値，最大値）

c) 〔1〕投与26週までに死亡した患者集団（死亡した日までの日数
が短い順）、〔2〕MGクリーゼを発現した患者集団（MGクリーゼ
発現までの日数が短い順）、〔3〕レスキュー治療を受けた患者、又
は試験を中止した患者のうちレスキュー治療の実施基準に該当
する患者集団（レスキュー治療実施日又は中止日（両方のイベン
トがある場合には早く発現した方）までの日数が短い順）、〔4〕レ
スキュー治療を受けなかった患者、又は試験を中止した患者の
うちレスキュー治療の実施基準に該当しなかった患者集団（投
与26週のMG-ADL総スコアのベースラインからの変化量
（LOCF）に基づく改善が小さい順）の順番で患者に対して最悪
順位から順位付けを行い、その順位を応答変数として投与群及
びMGFA分類を因子、MG-ADL総スコアのベースライン値を
共変量とした共分散分析モデル

d) 試験を中止した患者のうちレスキュー治療の実施基準に該当す
る患者集団

e) 順位の調整平均値±標準誤差（共分散分析モデルに基づく）（評
価例数）

f) 上段：群間差、中段：群間差の95%信頼区間、下段：群間比較の
p値
副作用発現頻度は、本剤投与群で66.1%（41/62例）であった。主な
副作用は、悪心、上気道感染（各12.9%）、下痢（11.3%）であった。

第III相国際共同試験（長期投与試験）ECU-MG-30217.1.8
全身型重症筋無力症患者を対象に実施したプラセボ対照無作為化
二重盲検並行群間比較試験を完了した患者を対象に実施した長期
投与試験において、有効性の評価尺度であるMG-ADL総スコアの
推移は下表のとおりであった9)。

プラセボ－本剤集団 本剤－本剤集団
評価例数 総スコア 変化量 評価例数 総スコア 変化量

ベースライン
（ECU-MG-301試験）

60 9.9±2.60 ― 56 10.3±3.03 ―

1週 60 6.0±3.85 -3.9±3.75 55 5.3±3.94 -5.0±4.07
4週 60 5.1±3.74 -4.8±3.73 55 5.5±3.81 -4.9±4.05
12週 60 5.2±3.25 -4.7±3.39 53 5.3±3.50 -4.8±3.38
26週 55 4.7±3.20 -4.9±3.20 49 5.1±3.77 -5.2±3.77
40週 31 3.8±2.76 -5.7±3.55 29 5.2±4.22 -5.1±4.65
52週 20 4.3±3.06 -5.3±3.24 20 5.8±3.75 -4.4±3.53

最終評価時（LOCF） 60 5.2±3.97 -4.7±4.24 56 6.1±4.36 -4.3±4.11
平均値±標準偏差
副作用発現頻度は、55.6%（65/117例）であり、主な副作用は、頭痛
（12.0%）、下痢（8.5%）、上気道感染（7.7%）、鼻咽頭炎（6.8%）で
あった。

第III相国際共同試験ECU-MG-30317.1.9**

6歳以上18歳未満の全身型重症筋無力症患者を対象に、本剤600
～900mgを週1回で計1、2又は4回、その1週間後から本剤300～
1200mgを2週に1回の頻度で静脈内投与する非盲検非対照試験
を実施した10)。組み入れられた12歳以上の患者11例（日本人患者
3例を含む）における、主要評価項目であるQMG総スコアのベー
スラインからの変化量は下表のとおりであり、主要解析とした投
与12週時のベースラインからの変化量について統計学的に有意
な改善が認められた。

QMG総スコアのベースラインからの変化量
最小二乗平均（SEMb）） 95%信頼区間

評価例数 QMG総スコアa)

ベースライン 11 16.7±5.64 ― ―
12週 11 11.5±5.01 -5.2（1.2）c) -7.81, -2.57
26週d) 10 9.5±2. 59 -5.8（1.2） -8.40, -3.13
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a) 平均値±標準偏差
b) 最小二乗平均値の標準誤差
c) p=0.0009、ベースライン時点のQMG総スコア及び時点を共変
量とした反復測定混合効果モデル（被験者内相関構造:
Compound Symmetry）に基づく制限付き最尤法のp値を示
し、最小二乗平均が0に等しいかどうかを検定した。

d) 欧州申請時の主要解析における評価時点として規定された。
52週データカットオフ日※)までの副作用発現頻度は、45.5%（5/
11例）であり、発現した副作用は、発疹（18.2%）、湿疹、頭痛、注射
部位内出血、白血球減少症、リンパ球増加症、単球増加症、好中球減
少症、四肢痛及び扁桃周囲膿瘍（各9.1%）であった。
※) 2022年6月1日
〈視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉
視神経脊髄炎スペクトラム障害患者を対象とした臨床試験は、す
べて髄膜炎菌ワクチン接種下で実施された。［5.1参照］

第III相国際共同試験 ECU-NMO-30117.1.10
視神経脊髄炎スペクトラム障害患者※)143例（日本人患者14例を
含む）を対象に、プラセボ又は本剤900mgを週1回投与で計4回静
脈内投与し、その1週間後からプラセボ又は本剤1200mgを2週に
1回静脈内投与するプラセボ対照無作為化二重盲検並行群間比較
試験を実施した。その結果、主要評価項目である独立評価委員会に
より判定された初回再発までの期間は次図のとおりであり、プラ
セボ群と本剤群との間に有意な差が認められた（p<0.0001）a)。ハ
ザード比［95%信頼区間］b)c)は0.058［0.017, 0.197］であった。

a) 層別ログランク検定に基づく
b) 層別Cox比例ハザードモデルに基づく
c) Wald信頼区間

副作用発現頻度は、本剤投与群で63.5%（61/96例）であった。主な
副作用は、上気道感染11.5%（11例）、悪心10.4%（10例）、頭痛
8.3%（8例）、浮動性めまい7.3%（7例）であった6)。

第III相国際共同試験（長期投与試験）ECU-NMO-30217.1.11
視神経脊髄炎スペクトラム障害患者※)を対象に実施したプラセボ
対照無作為化二重盲検並行群間比較試験を完了した患者を対象に
実施した長期投与試験において、年間あたりの再発回数の推移は
下表のとおりであった。

評価
例数

過去の年間あたりの
再発回数a)

試験中の年間あたりの
再発回数

過去の年間あたりの再発回数からの
変化量

プラセ
ボ－本
剤集団

25
2.405±1.2526

1.923（1.442, 2.885）
0.237±0.6067

0.000（0.000, 0.000）
-2.168±1.4830

-1.923（-2.446, -1.442）

本剤－
本剤集
団

14
2.029±0.9563

1.923（1.442, 2.404）
0.198±0.4206

0.000（0.000, 0.296）
-1.831±0.7522

-1.923（-2.404, -1.442）

全体集
団

39
2.270±1.1564

1.923（1.442, 2.885）
0.223±0.5416

0.000（0.000, 0.000）
-2.047±1.2686

-1.923（-2.446, -1.442）
上段：平均値±標準偏差、下段：中央値（第1四分位点、第3四分位点）
a) ECU-NMO-301試験の治験薬投与前24カ月の年間再発回数
副作用発現頻度は69.2%（27/39例）であり、主な副作用は鼻咽頭
炎、尿路感染症の各12.8%（各5例）であった11)。
※) 2006年の診断基準12)に基づき視神経脊髄炎又は2007年の基

準13)に基づき視神経脊髄炎スペクトラム障害と診断された患
者。

薬効薬理18.
作用機序18.1

エクリズマブは、補体タンパクC5に特異的に結合し、C5のC5a及
びC5bへの開裂を阻害することで、終末補体複合体C5b-9の生成
を抑制する。
その他18.2
本剤は抗ニワトリ赤血球抗体で感作させたニワトリ赤血球

のヒト血清による溶血を抑制した14)。
18.2.1

本剤のヒトC5に対する解離定数（平均値±標準偏差）は46
±1.6pmol/L（25℃）、120±5.5pmol/L（37℃）であった15)。

18.2.2

有効成分に関する理化学的知見19.
一般的名称：
エクリズマブ（遺伝子組換え）
Eculizumab（Genetical Recombination）（JAN）

本質：
エクリズマブは、遺伝子組換えヒト化モノクローナル抗体であり、
マウス抗ヒト補体C5α鎖抗体の相補性決定部及びヒトフレーム
ワーク部からなる改変部、並びにヒトIgG由来定常部からなる。L
鎖の定常部はκ鎖に由来する。また、H鎖定常部のCH1部、ヒンジ
部及びCH2部の一部はIgG2（γ2鎖）からなり、CH2部の残りと
CH3部はIgG4（γ4鎖）からなる。エクリズマブは、マウス骨髄腫
（NS0）細胞により産生される。エクリズマブは、448個のアミノ酸
残基からなるH鎖2分子及び214個のアミノ酸残基からなるL鎖2
分子で構成される糖タンパク質（分子量：約145,235）である。

取扱い上の注意20.
外箱開封後は遮光して保存すること。

承認条件21.
医薬品リスク管理計画を策定の上、適切に実施すること。21.1

〈発作性夜間ヘモグロビン尿症における溶血抑制〉
本剤の投与が、発作性夜間ヘモグロビン尿症の診断、治療に精

通し、本剤のリスク等についても十分に管理できる医師・医療機
関のもとで、髄膜炎菌感染症の診断、治療に精通した医師との連携
を取った上でのみ行われるよう、製造販売にあたって必要な措置
を講じること。

21.2

〈非典型溶血性尿毒症症候群における血栓性微小血管障害の抑制〉
本剤の投与が、非典型溶血性尿毒症症候群の診断、治療に精通

し、本剤のリスク等についても十分に管理できる医師・医療機関
のもとで、髄膜炎菌感染症の診断、治療に精通した医師との連携を
取った上でのみ行われるよう、製造販売にあたって必要な措置を
講じること。

21.3

〈全身型重症筋無力症（免疫グロブリン大量静注療法又は血液浄化療
法による症状の管理が困難な場合に限る）〉

国内の臨床試験成績は限られていることから、製造販売後一定
期間は本剤を投与された全症例を対象に使用成績調査を実施し、
本剤使用患者の背景情報を把握するとともに、本剤の安全性及び
有効性に関するデータを収集し、本剤の適正使用に必要な措置を
講じること。

21.4

本剤の投与が、全身型重症筋無力症の診断、治療に精通し、本剤
のリスク等についても十分に管理できる医師・医療機関のもと
で、髄膜炎菌感染症の診断、治療に精通した医師との連携を取った
上でのみ行われるよう、製造販売にあたって必要な措置を講じる
こと。

21.5

〈視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎を含む）の再発予防〉
国内の臨床試験成績は限られていることから、製造販売後一定

期間は本剤を投与された全症例を対象に特定使用成績調査を実施
し、本剤使用患者の背景情報を把握するとともに、本剤の安全性及
び有効性に関するデータを収集し、本剤の適正使用に必要な措置
を講じること。

21.6
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本剤の投与が、視神経脊髄炎スペクトラム障害（視神経脊髄炎
を含む）の診断、治療に精通し、本剤のリスク等についても十分に
管理できる医師・医療機関のもとで、髄膜炎菌感染症の診断、治療
に精通した医師との連携を取った上でのみ行われるよう、製造販
売にあたって必要な措置を講じること。

21.7

包装22.
30mL［1バイアル］
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1. 警告
1.1 本剤は補体経路を阻害するため、髄膜炎菌、肺炎球菌、イン
フルエンザ菌等の莢膜形成細菌による重篤な感染症を発症する
ことがあり、特に髄膜炎菌感染症は急激に重症化し、死亡に
至るおそれもあるため、以下の点に十分注意すること。［5.2、
11.1.1、11.1.2参照］

1.1.1 本剤の投与に際しては、髄膜炎菌等による感染症の初期徴
候（発熱、頭痛、項部硬直等）に注意して観察を十分に行い、
髄膜炎菌等の感染症が疑われた場合には、直ちに診察し、抗菌
剤の投与等の適切な処置を行うこと。

1.1.2 髄膜炎菌、肺炎球菌及びインフルエンザ菌b型に対するワ
クチンの接種歴を確認し、未接種又は追加接種が必要な場合は、
原則、本剤投与前にワクチンを接種すること。必要に応じて、
本剤投与中のワクチンの追加接種を考慮すること。

1.1.3 髄膜炎菌感染症は致命的な経過をたどることがあるので、
緊急時に十分に措置できる医療施設及び医師のもとで、あるい
は髄膜炎菌感染症の診断及び治療が可能な医療施設との連携下
で投与すること。

1.1.4 髄膜炎菌等の感染症のリスクについて患者に説明し、感染
症の初期徴候を確実に理解させ、感染症に関連する症状が発現
した場合には、主治医に連絡するよう患者に注意を与えること。

1.2 発作性夜間ヘモグロビン尿症に十分な知識を持つ医師のもと
で、治療上の有益性が危険性を上回ると判断される場合にのみ
投与すること。また、本剤投与開始に先立ち、本剤は疾病を完
治させる薬剤ではないことを含め、本剤の有効性及び危険性を
患者又はその家族に十分説明し、同意を得てから投与すること。

2. 禁忌（次の患者には投与しないこと）
2.1 髄膜炎菌感染症に罹患している患者［症状を悪化させるおそ
れがある。］［11.1.2参照］

2.2 肺炎球菌、インフルエンザ菌等の莢膜形成細菌による重篤な
感染症に罹患している患者［症状を悪化させるおそれがある。］
［11.1.1参照］
2.3 本剤の成分に対し過敏症の既往歴のある患者［11.1.3参照］

3. 組成・性状
3.1 組成
1 バイアル（20mL）中

販売名 エムパベリ皮下注1080mg

有効成分 ペグセタコプラン 1080mg

添加剤

ソルビトール 820mg

氷酢酸 7.7mg

酢酸ナトリウム三水和物 9.8mg

注射用水 適量

3.2 製剤の性状
販売名 エムパベリ皮下注1080mg

剤形 注射剤（バイアル）

外観 無色～微黄色澄明な液

pH 約5.0

浸透圧比
（日局生理食塩液に対する比） 約1

4. 効能又は効果
発作性夜間ヘモグロビン尿症

5. 効能又は効果に関連する注意
5.1 補体（C5）阻害剤による適切な治療を行っても、十分な効果が
得られない場合に投与すること。

5.2 本剤は、補体C3及びC3bに結合し、補体経路を阻害するため、髄
膜炎菌、肺炎球菌及びインフルエンザ菌をはじめとする莢膜形成細
菌による感染症を発症しやすくなる可能性があることから、本剤の
有効性及び安全性を十分に理解した上で、本剤投与の是非を慎重に
検討し、適切な対象患者に使用すること。また、本剤投与に際しては、
髄膜炎菌、肺炎球菌及びインフルエンザ菌b型に対するワクチンの
接種歴を確認し、未接種又は追加接種が必要な場合は、原則、本剤
投与開始の少なくとも2週間前までにそれらのワクチンを接種する
こと。［1.1、11.1.1、11.1.2、17.1.1参照］

6. 用法及び用量
通常、成人には、ペグセタコプランとして1回1080mgを週2回皮下
投与する。なお、十分な効果が得られない場合には、1回1080mgを
3日に1回の間隔で皮下投与することができる。

7. 用法及び用量に関連する注意
7.1 補体（C5）阻害剤から本剤に切り替える際は、補体（C5）阻害
剤中止による溶血を抑えるため、本剤投与開始後4週間は補体（C5）
阻害剤を併用すること。

7.2 投与を忘れた場合は、気づいた時点で速やかに本剤を投与し、そ
の後はあらかじめ定めた投与日に投与すること。

8. 重要な基本的注意
8.1 本剤を中止した場合に重篤な溶血があらわれるおそれがある。本
剤の投与を中止した患者に対しては、最低8週間、溶血及びそれに
付随する臨床症状の変化を注意深く観察し、必要に応じて適切な処
置を行うこと。

8.2 本剤の投与開始にあたっては、医療施設において、必ず医師によ
るか、医師の直接の監督の下で投与を行うこと。自己投与の適用に
ついては、医師がその妥当性を慎重に検討し、投与方法等について
十分な教育訓練を実施した後、本剤投与による危険性と対処法につ
いて患者が理解し、患者自ら確実に投与できることを確認した上で、
医師の管理指導の下で実施すること。自己投与の適用後、感染症等
の本剤による副作用が疑われる場合や自己投与の継続が困難な状況
となる可能性がある場合には、直ちに自己投与を中止させ、医師の
管理下で慎重に観察するなど適切な処置を行うこと。また、本剤投
与後に副作用の発現が疑われる場合は、医療施設へ連絡するよう患
者に指導を行うこと。使用済みの注射器等を再使用しないように患
者に注意を促し、すべての器具の安全な廃棄方法に関する指導を行
うと同時に、使用済みの注射器等を廃棄する容器を提供すること。

9. 特定の背景を有する患者に関する注意
9.1 合併症・既往歴等のある患者
9.1.1 髄膜炎菌感染症の既往のある患者
髄膜炎菌感染症に罹患しやすくなるおそれがある。

9.1.2 感染症の患者又は感染症が疑われる患者
特に莢膜形成細菌（髄膜炎菌、肺炎球菌、インフルエンザ菌等）に
よる感染症に罹患しやすくなるおそれがある。

＊＊2023年9月改訂（第3版）
＊2023年4月改訂（第2版）

日本標準商品分類番号
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9.4 生殖能を有する者
妊娠可能な女性には、本剤投与中及び投与終了後一定期間は適切な
避妊を行うよう指導すること。［9.5参照］

9.5 妊婦
妊婦又は妊娠している可能性のある女性には、治療上の有益性が危
険性を上回ると判断される場合にのみ投与すること。妊娠カニクイ
ザルに本剤28mg/kg/日（ヒトの定常状態におけるCmaxの2.5倍）を
皮下投与したとき、流産及び死産が増加した。サルで胎児への移行
が認められている1）。［9.4参照］

9.6 授乳婦
治療上の有益性及び母乳栄養の有益性を考慮し、授乳の継続又は中
止を検討すること。サルで乳汁移行が認められている1）。

9.7 小児等
小児等を対象とした有効性及び安全性を指標とした臨床試験は実施
していない。

11. 副作用
次の副作用があらわれることがあるので、観察を十分に行い、異常
が認められた場合には投与を中止するなど適切な処置を行うこと。

11.1 重大な副作用
11.1.1 感染症（頻度不明）

肺炎球菌、インフルエンザ菌等の莢膜形成細菌による重篤な感染症
があらわれることがある。［1.1、2.2、5.2参照］

11.1.2 髄膜炎菌感染症（頻度不明）
髄膜炎又は敗血症を発症し、急速に生命を脅かす、あるいは死亡に
至るおそれがある。本剤の投与に際しては、当該感染症の初期徴候
（発熱、頭痛、項部硬直、羞明、精神状態の変化、痙攣、悪心・嘔吐、
紫斑、点状出血等）等の観察を十分に行うこと。髄膜炎菌感染症が
疑われた場合には、直ちに診察し、抗菌剤の投与等の適切な処置を
行うこと。［1.1、2.1、5.2参照］

11.1.3 過敏症（2.5%）
アナフィラキシー等の重度の過敏症があらわれることがある。［2.3参照］

11.2 その他の副作用
器官別大分類 10%以上 5-10% 5%未満

胃腸障害 下痢

一般・全身障害およ
び投与部位の状態

注射部位紅斑 注射部位硬結、注射部
位そう痒感、注射部位
腫脹、注射部位反応

注射部位疼痛、注射
部位内出血

免疫系障害 過敏症注）

注）紅斑、機械性蕁麻疹、そう痒症

12. 臨床検査結果に及ぼす影響
凝固検査パネルにシリカ試薬を使用すると、本剤との間に干渉作用が
生じ、見かけ上、活性化部分トロンボプラスチン時間（aPTT）が延長
するおそれがある。凝固検査パネルにはシリカ試薬を使用しないこと。

14. 適用上の注意
14.1 薬剤調製時の注意
14.1.1 投与前に、微粒子、変色がないか目視にて確認し、異常が認
められた場合は使用しないこと。

14.2 薬剤投与時の注意
14.2.1 注入部位は、腹部、大腿部、臀部、上腕部とし、順次変更す
ること。皮膚が敏感な部位、皮膚に異常のある部位（傷、発赤、硬
結等）には注射しないこと。

14.2.2 注入部位が2ヵ所の場合は、注入部位の間隔を8cm以上あける
こと。

14.2.3 シリンジポンプを用いて、約15～30分（注入部位が2ヵ所の場
合）又は約30～60分（注入部位が1ヵ所の場合）かけて注入すること。
シリンジに本剤を充填後、直ちに注入を開始すること。薬剤の調製
開始後2時間以内に投与を完了すること。

14.3 薬剤交付時の注意
14.3.1 患者が家庭で保存する場合においては、冷蔵庫内（2～8℃）
で保存し、使用期限を超えない範囲で使用するよう指導すること。

15. その他の注意
15.1 臨床使用に基づく情報
国際共同第Ⅲ相試験において、本剤に対する抗体の産生が報告され
ている2）。［17.3.1参照］

15.2 非臨床試験に基づく情報
ウサギ及びカニクイザルを用いた反復投与毒性試験において、本剤
の臨床最大用量投与時の0.06倍及び1.27倍の曝露量で、全身の器官・
組織のマクロファージの空胞化、脳脈絡叢及び滑膜の上皮細胞の空
胞化、並びに腎臓の尿細管変性が認められた。これらの空胞化形成
は、長鎖ポリエチレングリコール（PEG）の蓄積に関連した変化と
考えられ、回復性があり機能障害は認められなかった。また、腎臓
の尿細管変性について、腎機能障害の徴候は認められず、臨床的意
義及び機能的影響は不明である3）,4）。

16. 薬物動態
16.1 血中濃度
16.1.1 単回投与
日本人健康被験者16例に本剤180～1440mg注）を単回皮下投与したときのペグ
セタコプランの血清中濃度推移及び薬物動態パラメータは以下のとおりで
あった。また、曝露量は概ね用量比例的に増加した5）。

単回皮下投与時の血清中濃度推移（健康成人）

単回皮下投与時の薬物動態パラメータ（健康成人）
本剤の用量
（mg） 例数 Cmax

（µg/mL）
Tmaxa）

（h）
AUC0-inf

（µg・h/mL）
t1/2a）

（h）
CL/F

（mL/h）
Vz/F
（L）

180 4 40
（11.6）

144
（120, 168）

18,380
（8.9）

240.9
（211, 268）

9.8
（9.5）

3.38
（15.1）

360 4 63
（26.5）

192
（120, 241）

31,980
（11.7）

246
（233, 257）

11.3
（12.8）

3.98
（16.0）

720 4 146
（6.4）

132
（120, 168）

67,150
（11.1）

226
（90, 287）

10.7
（11.4）

2.94
（33.2）

1440 4 242
（25.6）

156
（72, 168）

113,700
（20.9）

211
（197, 244）

12.7
（23.0）

3.93
（19.3）

幾何平均値（幾何変動係数%）
a）中央値（最小値, 最大値）

16.1.2 反復投与
（1）健康成人

外国人健康被験者16例に本剤30～270mg注）を1日1回皮下投与したときのペグセ
タコプランの薬物動態パラメータは以下のとおりであった6）（外国人データ）。

1日1回反復皮下投与時の薬物動態パラメータ（健康成人）

測定時点 本剤の用量
（mg/日） 例数 Cmax

（µg/mL）
Tmaxa）

（h）
AUC0-24h

（µg・h/mL）
t1/2

（h）
CL/F

（mL/h）

1日目

30 4 1.7
（104）

24
（24, 24）

18
（119） ― ―

90 4 3.5
（69）

24
（24, 24）

36
（73） ― ―

180 4 6.9
（25）

24
（24, 24）

73
（24） ― ―

270 4 17
（37）

24
（24, 24）

189
（57） ― ―

28日目

30 4 77
（7.1）

3
（1, 8）

1,654
（8.5）

198
（13）

18
（8.5）

90 4 256
（19）

24
（2, 24）

5,741
（18）

237
（10）b）

16
（18）

180 4 470
（13）

14
（2, 24）

10,170
（9.4）

211
（16）b）

18
（9.4）

270 4 646
（31）

8
（1, 24）

13,020
（13.4）

204
（12）

21
（13）

幾何平均値（幾何変動係数%）、―：算出せず
a）中央値（最小値, 最大値）
b）3例
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（2）発作性夜間ヘモグロビン尿症患者
エクリズマブ（遺伝子組換え）の効果が不十分な発作性夜間ヘモグロビン尿
症患者80例（日本人患者10例を含む）に本剤1080mgを週2回皮下投与したと
きのペグセタコプランの血清中トラフ濃度は以下のとおりであり、初回投与
から約4～6週間後に定常状態に達し、48週目まで維持された2）。

週2回反復皮下投与時の血清中トラフ濃度（μg/mL）
（発作性夜間ヘモグロビン尿症患者）

本剤群 エクリズマブ群

導入期
-3週（Day -21） 272±65（39例）b） 267±72（38例）b）

-2週（Day -14） 436±86（41例）b） 430±96（39例）b）

無作為化期

1日（Day 1）a） 594±106（41例）b） 588±111（37例）b）

2週（Day 14） 666±118（41例） ―c）

4週（Day 28） 676±115（40例） ―c）

6週（Day 42） 677±132（39例） ―c）

8週（Day 56） 692±106（37例） ―c）

12週（Day 84） 708±124（38例） ―c）

16週（Day 112） 714±109（36例） ―c）

継続期
24週（Day 168） 667±173（37例） 668±141（38例）d）

48週（Day 336） 660±193（22例） 627±178（18例）d）

平均値±標準偏差（例数）、―：該当せず
a）無作為化期の治験薬投与前
b）本剤及びエクリズマブを併用投与
c）エクリズマブを投与
d）本剤を投与

16.1.3 母集団薬物動態解析
外国人及び日本人の健康成人、外国人腎機能障害患者並びに外国人及び日本
人の発作性夜間ヘモグロビン尿症患者239例から得られた血清中ペグセタコ
プラン濃度データ（3,734時点）を用いて母集団薬物動態解析を行った。健康
成人及び発作性夜間ヘモグロビン尿症患者に本剤を1日1回、週に2回又は3日
に1回反復皮下投与したときのペグセタコプランの血清中薬物動態パラメー
タは以下のとおりであった7）。

反復皮下投与時の血清中薬物動態パラメータ（推定値）
（健康成人及び発作性夜間ヘモグロビン尿症患者）

本剤の投与
レジメン 対象 Cmax, ss

（µg/mL）
AUCweek, ss

（µg・h/mL）
t1/2a）

（h）
CL

（L/day）
V2

（L）

270mg
1日1回

健康
成人

766
（23）

128,589
（23）

10
（18）

0.270
（21）

3.9
（24）

PNH
患者

566
（26）

95,009
（26）

7.5
（20）

0.366
（24）

3.9
（30）

360mg
1日1回

健康
成人

1,021
（23）

171,452
（23）

10
（18）

0.270
（21）

3.9
（24）

PNH
患者

755
（26）

126,679
（26）

7.5
（20）

0.366
（24）

3.9
（30）

1080mg
週2回

健康
成人

904
（24）

147,549
（24）

10
（19）

0.269
（22）

3.9
（26）

PNH
患者

671
（28）

108,541
（28）

7.4
（21）

0.366
（25）

3.9
（31）

1080mg
3日に1回

健康
成人

1,026
（23）

164,681
（24）

10
（18）

0.272
（21）

3.9
（26）

PNH
患者

765
（27）

120,808
（27）

7.4
（21）

0.366
（24）

3.9
（31）

PNH=発作性夜間ヘモグロビン尿症
1,000例の幾何平均値（幾何変動係数%）
a）ln（2）/（投与16週時点のCL/V2）

16.3 分布
母集団薬物動態解析の結果、発作性夜間ヘモグロビン尿症患者におけるペグセ
タコプランの分布容積の平均値（幾何変動係数%）は約3.9L（35%）であった7）。

16.4 代謝
ペグセタコプランは、そのPEG化ペプチド構造により異化経路を介してペプ
チドやアミノ酸に分解されると考えられる8）。

16.5 排泄
母集団薬物動態解析の結果、発作性夜間ヘモグロビン尿症患者に本剤を反復
皮下投与したとき、クリアランスの推定平均値（幾何変動係数%）は0.015L/
時間（28%）、消失の有効半減期（t1/2）の中央値は8.0日であった7）。また、
カニクイザルを用いた放射性標識体試験の結果から、標識ペプチド部分の排
泄の主要経路は尿中排泄であることが示唆された9）。

16.6 特定の背景を有する患者
16.6.1 腎機能障害患者
重度の腎機能障害患者8例（クレアチニンクリアランスが30mL/分未満）に
本剤270mg注）を単回皮下投与したときのペグセタコプランのCmax及びAUC0-inf

は対照被験者（クレアチニンクリアランスが60mL/分以上等）と概ね同様で
あった10）（外国人データ）。

16.6.2 肝機能障害患者
肝機能障害患者におけるペグセタコプランの薬物動態に関する検討は行って
いない。ペグセタコプランは主に異化経路を介して消失することから、肝機
能障害がペグセタコプランのクリアランスに影響しないと考えられる。

16.7 薬物相互作用
薬物相互作用を検討した臨床試験は実施されていない。ペグセタコプランは
CYP450の阻害及び誘導を引き起こさないことが示された（in vitro）。また、
ペグセタコプランはP糖タンパク質（P-gp）及び乳がん耐性蛋白質（BCRP）
の基質や阻害剤ではないことが示された（in vitro）11）。

注）本剤の用法及び用量は、ペグセタコプランとして1回1080mgを週2回皮下投与である。

17. 臨床成績
17.1 有効性及び安全性に関する試験
17.1.1 国際共同第Ⅲ相試験（APL2-302試験）
エクリズマブ（遺伝子組換え）による治療を行ってもへモグロビン（Hb）値
が10.5g/dL未満である発作性夜間ヘモグロビン尿症患者（総症例80例、日本
人10例を含む）を対象とした多施設共同無作為化非盲検実薬対照並行群間比
較試験が実施された。なお、髄膜炎菌、肺炎球菌及びインフルエンザ菌b型
に対するワクチンの接種（いずれも1回0.5mL）を必須とした。また、医師
の判断で抗菌薬の予防投与も可能とされた。［5.2参照］
本剤の用法・用量は、1回1080mgを週2回皮下投与し、乳酸脱水素酵素（LDH）
値が正常値上限の2倍超の場合は投与間隔を3日に1回とすることが可能とされた。
試験は4週間の導入投与期間（本剤とエクリズマブ（遺伝子組換え）を併用
投与）、16週間の無作為化投与期間（本剤又はエクリズマブ（遺伝子組換え）
を投与）及び32週間の非盲検投与期間（本剤を投与、ただし、無作為化投与
期間でエクリズマブ（遺伝子組換え）が投与されていた症例は4週間は投与
を継続）で構成された。
主要評価項目である無作為化投与期間の16週時点のHb値のベースラインから
の変化量は以下のとおりであり、本剤群のエクリズマブ（遺伝子組換え）群
に対する優越性が示された。

本剤群
（41例）

エクリズマブ群
（39例）

ベースラインa）のHb値
（平均値±標準偏差） 8.69±1.08 8.68±0.89

16週時点のHb値のベースラインからの変化量b）

（平均値±標準偏差（評価例数））
2.79±2.03
（36例）

0.03±0.44
（6例）

16週時点のHb値のベースラインからの変化量c）

（最小二乗平均値±標準誤差） 2.37±0.36 -1.47±0.67

群間差（本剤群－エクリズマブ群）［95%信頼区間］c） 3.84［2.33, 5.34］

p値c）d） <0.0001

Hb値（g/dL）
a）導入期開始時点
b）被験者が輸血を受けた場合、輸血後のすべてのデータを欠測として取り扱った
c）�投与群、評価時点、投与群と評価時点の交互作用及び層別変数（治療開始前1年間の濃厚

赤血球輸血回数［4回未満、4回以上］とベースラインの血小板数［100,000/mm3未満、
100,000/mm3以上］）を固定効果、ベースラインのHb値を共変量、被験者を変量効果とし
た反復測定混合効果モデル、被験者内相関に無構造の共分散行列を仮定、輸血による打
切りあり

d）両側有意水準5%

副作用は、導入投与期間で53.8%（43/80例）、無作為化投与期間の本剤群で
34.1%（14/41例）、非盲検投与期間で46.8%（36/77例）に認められ、主な副
作用は、注射部位紅斑（導入投与期間、無作為化投与期間の本剤群、非盲検
投与期間でそれぞれ27.5%、14.6%、13.0%）、注射部位腫脹（同11.3%、9.8%、
1.3%）、注射部位そう痒感（同11.3%、2.4%、6.5%）であった2）。

17.3 その他
17.3.1 免疫原性
発作性夜間ヘモグロビン尿症患者を対象とした国際共同第Ⅲ相試験（APL2-
302試験）において、本剤が投与された患者（総症例80例、日本人10例を含む）
のうち、抗ペグセタコプラン ペプチド抗体産生が検出された患者の割合は
2.5%（2/80例、日本人は0例）であった2）。［15.1参照］

18. 薬効薬理
18.1 作用機序
ペグセタコプランは、補体C3タンパク質及びC3bに高親和性で結合し、C3の
開裂、補体活性化の下流エフェクターの生成及び膜侵襲複合体（MAC）生成
を阻害する。その結果、ペグセタコプランは発作性夜間ヘモグロビン尿症患
者における血管外溶血及び血管内溶血を抑制する12）。

18.2 薬力学的作用
発作性夜間ヘモグロビン尿症患者に本剤1080mgを週2回投与した結果、血中
C3濃度は増加し、Hb値の改善、網状赤血球数及びLDH値の低下が認められた2）。

＊
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19. 有効成分に関する理化学的知見
一般的名称：ペグセタコプラン

Pegcetacoplan（JAN）
分子式：C170H248N50O47S4（C2H4O）n
分子量：約43,500（ペプチド部分：3872.35）
構造式：

20. 取扱い上の注意
外箱開封後は遮光して保存すること。

21. 承認条件
21.1 医薬品リスク管理計画を策定の上、適切に実施すること。
21.2 国内での治験症例が極めて限られていることから、製造販売後、一定数

の症例に係るデータが集積されるまでの間は、全症例を対象に使用成績調査
を実施することにより、本剤使用患者の背景情報を把握するとともに、本剤
の安全性及び有効性に関するデータを早期に収集し、本剤の適正使用に必要
な措置を講じること。

21.3 本剤の投与が、発作性夜間ヘモグロビン尿症の診断、治療に精通し、本
剤のリスク等についても十分に管理できる医師・医療機関のもとで、髄膜炎
菌感染症の診断、治療に精通した医師との連携を取った上でのみ行われるよ
う、製造販売にあたって必要な措置を講じること。

22. 包装
エムパベリ皮下注1080mg  20mL［1バイアル］
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日本標準商品分類番号

873999

貯法：室温保存

有効期間：36ヵ月

1. 警告

1.1 本剤は補体経路を阻害するため、髄膜炎菌、肺炎球菌、イ

ンフルエンザ菌等の莢膜形成細菌による重篤な感染症を発症す

ることがあり、特に髄膜炎菌感染症は急激に重症化し、死亡に

至るおそれもあるため、以下の点に十分注意すること。［5.2、

9.1.1、9.1.2、11.1.1、11.1.2 参照］

1.1.1 本剤の投与に際しては、髄膜炎菌等による感染症の初期

徴候（発熱、頭痛、項部硬直等）に注意して観察を十分に行

い、髄膜炎菌等の重篤な感染症が疑われた場合には、直ちに診

察し、抗菌剤の投与等の適切な処置を行うこと。

1.1.2 髄膜炎菌、肺炎球菌及びインフルエンザ菌 b型に対する

ワクチンの接種歴を確認し、未接種の場合又は追加接種が必要

な場合は、原則、本剤投与前にワクチンを接種すること。必要

に応じて、本剤投与中のワクチンの追加接種を考慮すること。

1.1.3 髄膜炎菌感染症は致命的な経過をたどることがあるの

で、緊急時に十分に措置できる医療施設及び医師のもとで、あ

るいは髄膜炎菌感染症の診断及び治療が可能な医療施設との連

携下で本剤を投与すること。

1.1.4 髄膜炎菌等の莢膜形成細菌による感染症のリスクについ

て患者に説明し、当該感染症の初期徴候を確実に理解させ、感

染症に関連する症状が発現した場合には、主治医に連絡するよ

う患者に注意を与えること。

1.2 発作性夜間ヘモグロビン尿症に十分な知識を持つ医師のも

とで、治療上の有益性が危険性を上回ると判断される場合にの

み投与すること。また、本剤投与開始に先立ち、本剤は疾病を

完治させる薬剤ではないことを含め、本剤の有効性及び危険性

を患者又はその家族に十分説明し、同意を得てから投与するこ

と。

2. 禁忌 (次の患者には投与しないこと)

2.1 髄膜炎菌感染症に罹患している患者［症状を悪化させるお

それがある。］［11.1.1 参照］

2.2 肺炎球菌、インフルエンザ菌等の莢膜形成細菌による重篤

な感染症に罹患している患者［症状を悪化させるおそれが

ある。］［11.1.2 参照］

2.3 本剤の成分に対し過敏症の既往歴のある患者

3. 組成・性状

3.1 組成

販売名 ファビハルタカプセル200mg

有効成分
1カプセル中イプタコパン塩酸塩水和物

225.80mg（イプタコパンとして200mg）

添加剤
カプセル本体にゼラチン、三二酸化鉄、酸化

チタン含有

3.2 製剤の性状

販売名 ファビハルタカプセル200mg

外観 微黄色不透明の硬カプセル
性状

内容物 白色～薄い帯紫赤白色の粉末

外形

識別コード NVR LNP200

大きさ（約）
長径：21.7mm 　短径：7.6mm

質量：0.32g

4. 効能又は効果

発作性夜間ヘモグロビン尿症

5. 効能又は効果に関連する注意

5.1 補体（C5）阻害剤による適切な治療を行っても、十分な効果

が得られない場合に投与すること。［17.1.1 参照］

5.2 本剤は、補体B因子に結合して第二経路を阻害するため、髄

膜炎菌、肺炎球菌、インフルエンザ菌等の莢膜形成細菌による感

染症を発症しやすくなる可能性があることから、本剤の有効性及

び安全性を十分に理解した上で、本剤投与の是非を慎重に検討し、

適切な対象患者に使用すること。また、本剤投与に際しては、髄

膜炎菌、肺炎球菌及びインフルエンザ菌b型に対するワクチンの

接種歴を確認し、未接種の場合又は追加接種が必要な場合は、原

則、本剤投与開始の少なくとも2週間前までにそれらのワクチン

を接種すること。必要に応じて、本剤投与中のワクチンの追加接

種を考慮すること。［1.1、9.1.1、9.1.2、11.1.1、11.1.2、

17.1.1参照］

6. 用法及び用量

通常、成人にはイプタコパンとして1回200㎎を1日2回経口投与

する。

7. 用法及び用量に関連する注意

7.1 補体（C5）阻害剤から本剤に切り替える際は、補体（C5）阻

害剤の中止に伴う溶血のリスクを低減するため、前治療薬との投

与間隔を考慮すること。［17.1.1参照］

・エクリズマブ（遺伝子組換え）から切り替える場合、エクリズ

マブ（遺伝子組換え）の最終投与1週間後を目安に本剤の投与を

開始すること。

・ラブリズマブ（遺伝子組換え）から切り替える場合、ラブリズ

マブ（遺伝子組換え）の最終投与6週間後を目安に本剤の投与を

開始すること。

8. 重要な基本的注意

8.1本剤を中止した場合に溶血が認められるおそれがある。本

剤の投与を中止した患者では、本剤の最終投与から最低 2

週間は、溶血に付随する臨床症状及びその徴候［LDH 値の上

補体B因子阻害剤

イプタコパン塩酸塩水和物カプセル

ファビハルタ®カプセル 200mg
FABHALTA® capsules

承認番号 XXXXXXXXXXX

販売開始 20XX年XX月

劇薬、処方箋医薬品

（注意－医師等の処方箋により使用すること）

最新の添付文書を参照すること



昇を伴うヘモグロビン（Hb）値の急激な減少、疲労、ヘモ

グロビン尿、腹痛、呼吸困難、主要血管事象（血栓症）、

嚥下障害又は勃起不全等］の変化を注意深く観察し、必要

に応じて適切な処置を行うこと。

8.2 本剤投与により、総コレステロール、LDL コレステロール

及びトリグリセリドの上昇等の脂質異常症があらわれるこ

とがあるので、本剤投与開始後は定期的に血液検査を実施

すること。

9. 特定の背景を有する患者に関する注意

9.1 合併症・既往歴等のある患者

9.1.1 髄膜炎菌感染症の既往のある患者

髄膜炎菌感染症に罹患しやすくなるおそれがある。［1.1、5.2、

11.1.1参照］

9.1.2 感染症の患者又は感染症が疑われる患者

特に莢膜形成細菌（髄膜炎菌、肺炎球菌、インフルエンザ菌等）

による感染症が悪化するおそれがある。［1.1、5.2、11.1.1、

11.1.2参照］

9.2 腎機能障害患者

9.2.1 重度（eGFRが30mL/min/1.73m2未満）の腎機能障害のある

患者

患者の状態を慎重に観察し、副作用発現に十分注意すること。本

剤の血中濃度が上昇し、本剤の副作用が増強されるおそれがある。

［16.6.1参照］

9.3 肝機能障害患者

患者の状態を慎重に観察し、副作用発現に十分注意すること。非

結合型の血中イプタコパン濃度が上昇し、本剤の副作用が増強さ

れるおそれがある。［16.6.2参照］

9.5 妊婦

妊婦又は妊娠している可能性のある女性には、治療上の有益性が

危険性を上回ると判断される場合にのみ投与すること。雌ラット

を用いた受胎能及び着床までの初期胚発生試験において、臨床用

量の 5.4 倍の曝露（AUC）で、着床前及び着床後胚死亡率の高値、

並びに生存胎児数の低値が認められている。

9.6 授乳婦

治療上の有益性及び母乳栄養の有益性を考慮し、授乳の継続又は

中止を検討すること。本剤の母乳中への移行は不明である。

9.7 小児等

小児等を対象とした臨床試験は実施していない。

10. 相互作用

本剤は主にCYP2C8で代謝され、有機アニオントランスポーター

（OATP）1B1及びOATP1B3の基質である。また、本剤は、CYP2C8 

阻害作用及びCYP3A4誘導作用を有する。

10.2 併用注意（併用に注意すること）

薬剤名等 臨床症状・措置方法 機序・危険因子

CYP2C8を阻害する薬

剤

クロピドグレル

等

［16.7.1 参照］

本剤の副作用が増強

されるおそれがある

ため、患者の状態を

慎重に観察し、副作

用発現に十分注意す

ること。

これらの薬剤の

CYP2C8阻害作用によ

り、本剤の血中濃度

が上昇する可能性が

ある。

OATP1B1及び 

OATP1B3を阻害する

薬剤

シクロスポリン

等

［16.7.2 参照］

本剤の副作用が増強

されるおそれがある

ため、患者の状態を

慎重に観察し、副作

用発現に十分注意す

ること。

これらの薬剤の 

OATP1B1及び

OATP1B3阻害作用に

より、本剤の血中濃

度が上昇する可能性

がある。

CYP3A4の基質となる

薬剤

ミダゾラム

等

［16.7.4 参照］

これらの薬剤の有効

性が減弱するおそれ

がある。

本剤の CYP3A4誘導

作用により、これら

の薬剤の血中濃度が

低下する可能性があ

る。

CYP2C8の基質となる

薬剤

レパグリニド

等

［16.7.4 参照］

これらの薬剤の副作

用が増強されるおそ

れがあるため、患者

の状態を慎重に観察

し、副作用発現に十

分注意すること。

本剤の CYP2C8阻害

作用により、これら

の薬剤の血中濃度が

上昇する可能性があ

る。

11. 副作用

次の副作用があらわれることがあるので、観察を十分に行い、異

常が認められた場合には投与を中止するなど適切な処置を行う

こと。

11.1 重大な副作用

11.1.1 髄膜炎菌感染症（頻度不明）

髄膜炎又は敗血症を発症し、急速に生命を脅かす、あるいは

死亡に至るおそれがある。本剤の投与に際しては、当該感染

症の初期徴候（発熱、頭痛、項部硬直、羞明、精神状態の変

化、痙攣、悪心・嘔吐、紫斑、点状出血等）等の観察を十分

に行うこと。髄膜炎菌感染症が疑われた場合には、直ちに診

察し、抗菌剤の投与等の適切な処置を行うこと。［1.1、

2.1、5.2、9.1.1、9.1.2 参照］

11.1.2 重篤な感染症（頻度不明）

肺炎球菌、インフルエンザ菌等の莢膜形成細菌による重篤な

感染症があらわれることがある。［1.1、2.2、5.2、9.1.2 参

照］

11.2 その他の副作用

5%以上 5%未満 頻度不明

血液およびリ

ンパ系障害

血小板数

減少
― ―

胃腸障害 ―
下痢、腹痛、

悪心
―

感染症および

寄生虫症
―

上気道感染、

尿路感染、気

管支炎

細菌性肺炎

筋骨格系およ

び結合組織障

害

― 関節痛 ―

神経系障害 頭痛 浮動性めまい ―

皮膚および皮

下組織障害
― ― 蕁麻疹

14. 適用上の注意

14.1 薬剤交付時の注意

PTP包装の薬剤はPTPシートから取り出して服用するよう指導す

ること。PTPシートの誤飲により、硬い鋭角部が食道粘膜へ刺入

し、更には穿孔をおこして縦隔洞炎等の重篤な合併症を併発する

ことがある。

16. 薬物動態

16.1 血中濃度

16.1.1 単回投与

日本人健康成人（24 例）に本剤 25、100 及び 400mg 注 1）を単回

経口投与したとき、投与 1.5～2.25 時間後（中央値）に Cmaxに

到達し、曝露量は用量比を下回った。T1/2 は 13.2～24.7 時間

であった 1)。



本剤25、100及び400mgを単回経口投与したときの血漿中薬物動態

パラメータ

薬物動態パ

ラメータ

25mg 

n=8

100mg 

n=8 

400mg 

n=8 

Cmax

（ng/mL）

1160 ± 

254

2460 ± 

735

7990 ± 

1360

AUClast

（ng・h/mL）

12400 ± 

3240

28300 ±

8930

78300 ± 

23600

Tmax（h）※ 1.50

（ 1.00 ～

3.00） 

1.75

（ 1.00 ～

2.50）

2.25 （ 1.00

～3.00）

T1/2（h） 13.2 ± 

2.15

15.1 ± 

3.64

24.7 ± 

15.6

平均値±標準偏差　※中央値（最小値～最大値）

日本人健康成人に本剤25、100及び400mgを単回経口投与したとき

の血漿中未変化体濃度推移（平均値±標準偏差）

16.1.2 反復投与

健康成人（6例）に本剤200mgを1日2回反復経口投与したとき、投

与約2時間後（中央値）にCmaxに到達した。トラフ濃度の推移か

ら投与約5日目で定常状態に達し、投与14日目の累積率は約1.4で

あった。本剤200mgを1日2回反復経口投与したときの、定常状態

におけるイプタコパンのT1/2 は、25時間であった。本剤25mg～

200mg注1）1日2回反復経口投与したとき、25～100mgの用量間では

曝露量の増加は用量比を下回ったが、100mg及び200mg間では概ね

用量に比例して曝露量が増加した2)（外国人データ）。

16.2 吸収

16.2.1 食事の影響

健康成人（12例）に本剤100mg注1）を空腹時及び高脂肪食摂取後に

単回経口投与したとき、イプタコパンの曝露量は食事による影響

を受けなかった2）（外国人データ）。

16.3 分布

16.3.1 血漿蛋白結合率

イプタコパンは全身循環血中でB因子に結合することにより濃度

依存的な血漿蛋白結合を示した。イプタコパンの 1000～

10000ng/mLの血漿中濃度において、血漿蛋白結合率は75%～93%で

あった3）（in vitro）。

16.3.2 体組織への分布

健康成人（6例）に本剤200mgを1日2回反復経口投与したとき、定

常状態における見かけの分布容積は288Lであった2）（外国人デー

タ）。

16.4 代謝

イプタコパンの主な消失経路は代謝であった。イプタコパンの代

謝にはN-脱アルキル化、O-脱エチル化、酸化等があり、主にCYP2C8

（酸化的代謝における寄与率98%）により代謝される4）。健康成

人に14C標識した本剤100mg注1）を単回経口投与したときの血漿中

の主な成分は未変化体であるイプタコパンであり、血漿中総放射

能のAUC0-48hの83.0%であった5）（外国人データ）。

16.5 排泄

健康成人に14C標識した本剤100mg注1）を単回経口投与したときの、

総放射能（イプタコパン及び代謝物）の平均総排泄率は、投与量

のそれぞれ便中71.5%及び尿中24.8%であり、投与量の96%以上が

排泄された。未変化体として投与量の17.9%が尿中に、16.8%が便

中に排泄された5）（外国人データ）。

16.6 特定の背景を有する患者

16.6.1 腎機能障害者

母集団薬物動態解析を用いて、発作性夜間ヘモグロビン尿症患者

における腎機能障害がイプタコパンの曝露量に及ぼす影響を評

価した結果、腎機能が正常な患者(98例)、軽度（eGFR60以上、

90mL/min/1.73m2 未満） (45例 )、中等度（ eGFR 30以上、

60mL/min/1.73m2未満）(17例)及び重度（eGFR 30mL/min/1.73m2未

満）(1例)の腎機能障害患者におけるイプタコパンのAUCtauの平

均値は、それぞれ32100、37500、43800及び47000ng･h/mL、 Cmax

の平均値 は それぞれ 3940、4480、5170及び5610ng/mLと推定さ

れた。なお、透析患者については評価を行っていない。［9.2.1

参照］

16.6.2 肝機能障害者

軽度（Child-Pugh分類A）、中等度（Child-Pugh分類B）又は重度

（Child-Pugh分類C）の肝機能障害患者に本剤200mgを単回経口投

与し、肝機能障害がイプタコパンの曝露量に及ぼす影響を評価し

た。血漿中のイプタコパンについて、軽度の肝機能障害患者（8

例）ではCmaxが約1.04倍に増加したが、中等度（8例）又は重度

（6例）の肝機能障害患者では変化は認められなかった。軽度及

び重度の肝機能障害患者ではいずれもAUCinfが1.03倍に増加し

たが、中等度の肝機能障害患者では変化は認められなかった。そ

の一方、血漿中の非結合型のイプタコパンについて、軽度、中等

度及び重度の肝機能障害患者でCmaxはそれぞれ1.38倍、1.67倍及

び2.11倍に増加した。また、AUCinfはそれぞれ1.48倍、1.58倍及

び3.71倍に増加した6）（外国人データ）。［9.3参照］

16.7 薬物相互作用

16.7.1 クロピドグレル

健康成人（18例）にクロピドグレル（CYP2C8阻害剤）を投与初日

に300mg、2日目から75mgを1日1回4日間反復経口投与し、2日目に

本剤100mg注1）を単回投与したとき、本剤の単独投与時に対するク

ロピドグレル併用時のイプタコパンのCmax及びAUCinfの幾何平

均値の比はそれぞれ1.05及び1.36であった7）（外国人データ）。

［10.2参照］

16.7.2 シクロスポリン

健康成人（20例）にシクロスポリン（OATP1B1/1B3阻害剤）175mg

を1日2回4日間反復経口投与し、1日目に本剤100mg注1）を単回投与

したとき、本剤の単独投与時に対するシクロスポリン併用時のイ

プタコパンのCmax及びAUCinfの幾何平均値の比はそれぞれ1.41

及び1.50であった7）（外国人データ）。［10.2参照］

16.7.3 ジゴキシン、ロスバスタチン

健康成人（17例）に本剤200mgを1日2回15日間反復経口投与し、

投与6日目にジゴキシン（P-gpの基質）0.25mg及びロスバスタチ

ン（OATP1B1/1B3の基質）10mgを単回投与したとき、ジゴキシン

の単独投与時に対する本剤併用時のCmax及びAUCinfの幾何平均

値の比はそれぞれ1.08及び1.02であった。ロスバスタチンの単独



投与時に対する本剤併用時のCmax及びAUCinfの幾何平均値の比

はそれぞれ1.00及び1.01であった7）（外国人データ）。

16.7.4 In vitro 試験

In vitro試験においてイプタコパンはCYP2C8の阻害作用及び

CYP3A4の誘導作用を示した8)。［10.2参照］

注1) 本剤の承認された用法及び用量は、「通常、成人にはイプ

タコパンとして1回200mgを1日2回経口投与する」である。

17. 臨床成績

17.1 有効性及び安全性に関する試験

17.1.1 国際共同第Ⅲ相試験（APPLY-PNH 試験）

補体C5阻害剤（エクリズマブ又はラブリズマブ）による治療を行

ってもヘモグロビン（Hb）値が10g/dL未満である発作性夜間ヘモ

グロビン尿症患者97例（日本人9例を含む）を対象として、多施

設共同ランダム化非盲検実薬対照並行群間比較試験を実施した。

なお、治験薬初回投与2週間前までの髄膜炎菌ワクチン接種を必

須とし、肺炎球菌及びインフルエンザ菌に対するワクチンも、実

施国又は地域で使用可能であれば接種することとした。また、 

接種から2週間以内に本剤の投与を開始する必要がある場合は、

抗菌剤を予防投与することとした。試験は24週間の主要評価期

（本剤又は補体C5阻害剤を投与）、及び24週間の継続投与期（本

剤を投与）で構成された。本剤は、1回200mgを1日2回経口投与し

た。

主要評価項目である「無輸血でDay126～168にHb値のベースライ

ンから2g/dL以上の増加」及び「無輸血でDay126～168にHb値

12g/dL以上」と定義する奏効の有無について、奏効患者数及び調

整群間差は以下のとおりであり、いずれにおいても補体C5阻害剤

に対する本剤の優越性が検証された。

本剤群

（62例、うち

日本人6例）

補体C5阻害剤群

（35例、うち

日本人3例）

無輸血でHb値2g/dL以上の増加

奏効患者数a) 51/60例 0/35例

調整群間差（本剤群－

補体C5阻害剤群）

[95%信頼区間]

p値b) c)

80.2%

[71.2, 87.6]

<0.0001

無輸血でHb値12g/dL以上

奏効患者数a) 42/60例 0/35例

調整群間差（本剤群－

補体C5阻害剤群）

[95%信頼区間]

p値b)c)

67.0%

［56.4, 76.9］

<0.0001

a) 観察データに基づく評価可能症例のうちの奏効患者数

b) 投与群を独立変数とし、前治療の補体C5阻害剤の種類、無

作為化前6カ月の輸血歴の有無、性、年齢（45歳以上／未

満）、ベースラインのヘモグロビン値（9g/dL以上／未満）

を共変量とするFirth補正を用いた共通の切片を持つロジ

スティック回帰モデルにより算出。調整群間差はモデルか

ら算出した各被験者の予測奏効確率に対する群ごとの平均

値の差であり、95%信頼区間はbootstrap法を用いた。

c) 有意水準は片側0.0125

継続投与期終了時の本剤投与による副作用発現割合は、21.9%

（21/96例）であった。主な副作用は頭痛5.2%（5/96例）、血小

板数減少及び悪心4.2%（4/96例）、下痢及び関節痛3.1%（3/96例）

であった9)。［5.1、5.2、7.1参照］

18. 薬効薬理

18.1 作用機序

イプタコパンは補体B因子に結合してその活性を阻害することで、

C3転換酵素の活性を阻害して補体第二経路の活性化を阻害し、下

流のC5転換酵素形成を含むカスケード反応を阻止する。発作性夜

間ヘモグロビン尿症患者において、イプタコパンは膜侵襲複合体

形成を阻害して血管内溶血を抑制するとともに、C3フラグメント

のオプソニン化を阻害して血管外溶血を抑制する。

18.2 補体B因子への結合作用 

イプタコパンは競合結合アッセイでレポーター分子の補体B因子

触媒ドメインへの結合を阻害した（IC50値：9.6nM）10）（in 

vitro）。

18.3 補体第二経路活性化の阻害作用 

18.3.1 イプタコパンはマウス血清でC3フラグメント沈着を阻害

し、ヒト血清で膜侵襲複合体の形成を阻害した10）（in vitro）。

 
18.3.2 イプタコパンは発作性夜間ヘモグロビン尿症患者由来赤

血球の溶血及び赤血球表面へのC3フラグメント沈着を阻害した11）

（in vitro）。 

18.3.3 イプタコパンは、関節炎を自然発症するマウス血清を移

入することにより作製した関節炎モデルマウス11）、及びラット

尿細管上皮タンパク質Fx1Aに対する抗体を含有したヒツジ血清

を投与して作製した受動的ヘイマン腎炎モデルラットに対し、疾

患の進行又は発症を抑制した12）（in vivo）。 

19. 有効成分に関する理化学的知見

一般的名称

イプタコパン塩酸塩水和物

(Iptacopan Hydrochloride Hydrate) 

化学名

4-{(2S,4S)-4-Ethoxy-1-[(5-methoxy-7-methyl-1H-indol-

4-yl)methyl]piperidin-2-yl}benzoic acid 

monohydrochloride monohydrate 

分子式

C25H30N2O4・HCl・H2O 

分子量

476.99

性　状

白色～薄い帯紫赤白色の粉末である。

化学構造式

O

N
HN

O CH3

CO2H

H3C

H

H

• H2OHCl •

CH3

22. 包装

14カプセル［14カプセル(PTP)×1］
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略号一覧

略号 省略していない表現 ( 英) 省略していない表現 ( 日)

b.i.d. bis in die/twice a day 1 日 2 回

BTH breakthrough hemolysis ブレイクスルー溶血

C3, C5 complement components 3, 5 補体成分 3，5

CI confidence interval 信頼区間

FACIT-
Fatigue

Functional Assessment of Chronic Illness Therapy – 
Fatigue Scale 慢性疾患治療-疲労の機能評価

Hb hemoglobin ヘモグロビン

LDH lactate dehydrogenase 乳酸脱水素酵素

PD pharmacodynamics 薬力学

PK pharmacokinetics 薬物動態

PNH paroxysmal nocturnal hemoglobinuria 発作性夜間ヘモグロビン尿症

ULN upper limit of normal 基準値上限
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1 効能又は効果欄

1.1 効能又は効果

発作性夜間ヘモグロビン尿症

1.2 効能又は効果の設定根拠

LNP023 の効能又は効果は，抗 C5 抗体薬投与下で貧血（Hb < 10 g/dL）を有する PNH 患者を対

象とした第 III 相試験（国際共同試験 C12302 試験，以下，C12302 試験）の成績より，LNP023 が

PNH 患者の補体介在性の溶血を良好にコントロールすることが示され，忍容性及び安全性は良好

であったことから，効能又は効果を「発作性夜間ヘモグロビン尿症」と設定した。

有効性

C12302 試験は抗 C5 抗体薬投与下で貧血を有する PNH 患者 97 名を対象としたランダム化（8：

5）比較試験であり，LNP023 を 200 mg b.i.d.で単独投与して，抗 C5 抗体薬投与に対する有効性及

び安全性を評価した。24 週の主要評価期終了時解析の結果では，貧血の改善及び輸血回避の要素

を含む複合的な 2 つの主要評価項目（無輸血で Hb 値のベースラインから 2 g/dL 以上の増加，無

輸血で Hb 値 12 g/dL 以上）において，いずれも LNP023 群の抗 C5 抗体薬群に対する優越性が検

証された。無輸血で Hb 値のベースラインから 2 g/dL 以上の増加が得られた被験者の割合のモデ

ルに基づく推定群間差（周辺割合の差）は 80.2%（95% CI：71.2，87.6）［LNP023 群 82.3%

（95% CI：73.4，90.2），抗 C5 抗体薬群 2.0%（95% CI：1.1，4.0），未調整の両側 p 値 < 0.0001］

であった。無輸血で Hb 値 12 g/dL 以上が得られた被験者の割合のモデルに基づく推定群間差（周

辺割合の差）は 67.0%（95% CI：56.4，76.9）［LNP023 群 68.8%（95% CI：58.4，78.9），抗 C5

抗体薬群 1.8%（95% CI：0.9，4.0），未調整の両側 p 値 < 0.0001］であった。大部分の副次評価

項目（輸血回避，Hb 値・網状赤血球数・FACIT-Fatigue スコアのベースラインからの変化量，臨

床的 BTH の発現）も多重性調整下で，LNP023 の抗 C5 抗体薬に対する優越性が検証された。ま

た，日本人集団で，無輸血で Hb 値の 2 g/dL 以上の増加が認められた被験者は，LNP023 群で 6 名

中 4 名，抗 C5 抗体薬群では 3 名中 0 名であった。無輸血で Hb 値 12 g/dL 以上が認められた被験

者は，LNP023 群で 6 名中 3 名，抗 C5 抗体薬群では 3 名中 0 名であった。日本人被験者数は少数

であり，厳密な評価はできないが，日本人部分集団で全体集団と概ね同様の結果が得られ，日本

人集団と全体集団でも一貫した LNP023 の有効性が示された。

安全性

C12302 試験の主要評価期終了時解析の結果，有害事象の発現率は LNP023 群で 82.3%，抗 C5

抗体薬群で 80.0%で，LNP023 群と抗 C5 抗体薬群で同程度であり，重篤な有害事象の発現率は
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LNP023 群で 9.7%（6 名），抗 C5 抗体薬群で 14.3%（5 名）で，LNP023 群で抗 C5 抗体薬群と比

べて低かった。両群ともに死亡，投与中止に至った有害事象，及び休薬に至った有害事象の報告

はなかった。また，C12302 試験の日本人集団の有害事象の発現状況［（LNP023 群で 100%（6 名

/6 名），抗 C5 抗体薬群で 66.7%（2 名/3 名）］は全体集団と同様であり，日本人に特有の安全性

の問題は認められなかった。申請後に得られた C12302 試験の試験終了時のデータでは有害事象

の発現率は LNP023 群で 93.5%，全体（LNP023 群の主要評価期及び継続投与期並びに抗 C5 抗体

薬-LNP023群の継続投与期）では 88.5%であり，LNP023の安全性プロファイルに影響を及ぼすよ

うな新たな所見は認められなかった。

2 効能又は効果に関連する注意欄

2.1 効能又は効果に関連する注意

1. 補体（C5）阻害剤による適切な治療を行っても，十分な効果が得られない場合に投与する

こと。［17.1.1参照］

2. 本剤は，補体 B 因子に結合して第二経路を阻害するため，髄膜炎菌，肺炎球菌，インフル

エンザ菌等の莢膜形成細菌による感染症を発症しやすくなる可能性があることから，本剤

の有効性及び安全性を十分に理解した上で，本剤投与の是非を慎重に検討し，適切な対象

患者に使用すること。また，本剤投与に際しては，髄膜炎菌，肺炎球菌及びインフルエン

ザ菌 b 型に対するワクチンの接種歴を確認し，未接種の場合又は追加接種が必要な場合

は，原則，本剤投与開始の少なくとも 2 週間前までにそれらのワクチンを接種すること。

必要に応じて，本剤投与中のワクチンの追加接種を考慮すること。［1.1，9.1.1，9.1.2，

11.1.1，11.1.2，17.1.1 参照］

2.2 効能又は効果に関連する注意の設定根拠

1. 抗 C5 抗体薬投与下で貧血を有する PNH 患者を対象とした C12302 試験の成績より，本剤の

有効性及び安全性が評価されたことから，本項を設定した。

2. 補体阻害薬は，その作用機序から莢膜形成細菌（髄膜炎菌，肺炎球菌，インフルエンザ菌

等）による感染症のリスクがある。一方で，LNP023 のように補体活性化経路のうち 1 経路

のみを標的とする薬剤は，感染時の宿主防御への影響が C5 又は C3 阻害薬のようなすべての

補体活性化経路（古典経路，レクチン経路，第二経路）を標的とする薬剤より比較的小さい

可能性はある。LNP023 の臨床試験は各試験の治験実施計画書に基づき髄膜炎菌，肺炎球

菌，及びインフルエンザ菌のワクチン接種下で実施していた（治験薬初回投与の 2 週間前ま

でに髄膜炎菌ワクチンを接種することとした。肺炎球菌及びインフルエンザ菌に対するワク
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チンも，実施国又は地域で使用可能であれば接種することとした）。そのため，莢膜形成細

菌による感染症は LNP023 投与ではまれであったが，ワクチン接種が感染症の発現率，臨床

経過に影響を与えた可能性がある。それを踏まえ，莢膜形成細菌による重篤な感染症リスク

を軽減するために，ワクチン接種による予防を行うことを注意喚起する本項を設定した。

3 用法及び用量欄

3.1 用法及び用量

通常，成人にはイプタコパンとして 1 回 200 mg を 1 日 2 回経口投与する。

3.2 用法及び用量の設定根拠

国際共同第 III 相試験（C12302 試験）での LNP023 の用法・用量は，PNH 患者を対象とした外

国第 II 相試験（X2201 試験，X2204 試験）の中間解析の結果及び母集団 PKPD（PopPKPD）解析

の結果に基づき 200 mg b.i.d.とした（C12302 試験-16.1.1-4.2 項）。

LNP023の添付文書の用法・用量は，200 mg b.i.d.で実施した C12302試験で LNP023の臨床的及

び統計学的に意味のある有効性が認められたこと，忍容性は良好で安全性に大きな問題が認めら

れなかったこと（1.2 項），第 II 相試験の有効性及び安全性成績[2.7.3-3.2.2 項，2.7.6-4.2.2 項，

2.7.6-4.2.3 項]，並びに C3 フラグメント陽性の PNH 型赤血球の推移の結果から LNP023 による血

管外溶血抑制が裏付けられたこと[2.7.3-3.2.1.7 項]を踏まえて設定した。さらに，第二経路活性の

バイオマーカーの PopPKPD 解析結果から至適用法・用量が 200 mg b.i.d.であったこと[2.7.2-

3.2.1.1 項]，投与忘れの影響の検討結果[2.7.2-3.2.1.7 項]，PopPK 解析や A2105 試験の結果から

LNP023 の臨床的意義のあるような PK の変化に影響を及ぼす患者背景因子がなかったこと[2.7.2-

3.3 項]，PNH 患者データでの LDH 値及び Hb 値の曝露反応解析で抗 C5 抗体薬の治療歴の有無を

問わず 200 mg b.i.d.のときに最大効果が得られると推測されたこと[2.7.3-4.2 項]からも，本用法・

用量が血管内溶血及び血管外溶血の両方を持続的に抑制するために適切であることが支持された。

4 用法及び用量に関連する注意欄

4.1 用法及び用量に関連する注意

1. 補体（C5）阻害剤から本剤に切り替える際は，補体（C5）阻害剤の中止に伴う溶血のリス

クを低減するため，前治療薬との投与間隔を考慮すること。［17.1.1 参照］

• エクリズマブ（遺伝子組換え）から切り替える場合，エクリズマブ（遺伝子組換え）

の最終投与 1 週間後を目安に本剤の投与を開始すること。

• ラブリズマブ（遺伝子組換え）から切り替える場合，ラブリズマブ（遺伝子組換え）

の最終投与 6 週間後を目安に本剤の投与を開始すること。
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4.2 用法及び用量に関連する注意の設定根拠

他の補体阻害薬と同様に，LNP023 を投与中止した場合に PNH 型赤血球に対する補体阻害効果

が消失することにより溶血が生じるリスクがあることを踏まえ，以下の理由により注意を設定し

た。

1. LNP023 への切替え時に，前治療薬と LNP023 への曝露をある程度重複させることで，前治療

の中止に伴う溶血のリスクを低減するよう注意喚起するため。



ファビハルタカプセル 200 mg

1.8.3　使用上の注意（案）及びその設定根拠

（発作性夜間ヘモグロビン尿症）

作成日: 2023 年 7 月 14 日

改訂日: 2024 年 5 月 7 日

ノバルティス
Confidential
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1. 警告欄

1. 警告

1.1 本剤は補体経路を阻害するため、髄膜炎菌、肺炎球菌、インフルエンザ菌等の莢膜形成細

菌による重篤な感染症を発症することがあり、特に髄膜炎菌感染症は急激に重症化し、死亡

に至るおそれもあるため、以下の点に十分注意すること。［5.2、9.1.1、9.1.2、11.1.1、

11.1.2 参照］

1.1.1 本剤の投与に際しては、髄膜炎菌等による感染症の初期徴候（発熱、頭痛、項部硬直等）

に注意して観察を十分に行い、髄膜炎菌等の重篤な感染症が疑われた場合には、直ちに診察

し、抗菌剤の投与等の適切な処置を行うこと。

1.1.2 髄膜炎菌、肺炎球菌及びインフルエンザ菌 b 型に対するワクチンの接種歴を確認し、未接

種の場合又は追加接種が必要な場合は、原則、本剤投与前にワクチンを接種すること。必要

に応じて、本剤投与中のワクチンの追加接種を考慮すること。

1.1.3 髄膜炎菌感染症は致命的な経過をたどることがあるので、緊急時に十分に措置できる医

療施設及び医師のもとで、あるいは髄膜炎菌感染症の診断及び治療が可能な医療施設との連

携下で本剤を投与すること。

1.1.4 髄膜炎菌等の莢膜形成細菌による感染症のリスクについて患者に説明し、当該感染症の

初期徴候を確実に理解させ、感染症に関連する症状が発現した場合には、主治医に連絡する

よう患者に注意を与えること。

1.2 発作性夜間ヘモグロビン尿症に十分な知識を持つ医師のもとで、治療上の有益性が危険性

を上回ると判断される場合にのみ投与すること。また、本剤投与開始に先立ち、本剤は疾病

を完治させる薬剤ではないことを含め、本剤の有効性及び危険性を患者又はその家族に十分

説明し、同意を得てから投与すること。

1. 警告の設定根拠

1.1 本剤は，補体 B 因子に結合して第二経路を阻害するため，髄膜炎菌，肺炎球菌，インフル

エンザ菌等の莢膜形成細菌による重篤な感染症を発症することがある。本剤は第二経路のみを標

的とするため，感染時の宿主防御への影響が C5 又は C3 阻害薬のような 3 つの補体活性化経路

（古典経路，レクチン経路，第二経路）すべてを標的とする薬剤より比較的小さい可能性はある。

しかしながら，特に髄膜炎菌感染症は急激に重症化し，死亡に至るおそれもあるため，患者に髄

膜炎菌感染症のリスク及び初期症状を周知徹底させる必要がある。本剤投与にあたり十分に注意

する事項として類薬の記載を参考に設定した。

1.2 本剤投与により，溶血の抑制，ヘモグロビン値の改善等，発作性夜間ヘモグロビン尿症の

症状の改善が認められた。その一方で，本剤投与による重篤な感染症の発症や本剤投与中止時の

重篤な急性溶血発作の誘発が懸念される。したがって，本剤は，発作性夜間ヘモグロビン尿症に

十分な知識を持つ医師のもとで，治療上の有益性が危険性を上回ると判断される場合にのみ投与
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される必要がある。また，本剤による治療は，溶血症状に対する治療であり，発作性夜間ヘモグ

ロビン尿症に対する根治的な治療法ではないことを含めて，本剤の有効性と安全性を患者又はそ

の家族に説明する必要がある。類薬の記載も参考に設定した。

2. 禁忌欄

2. 禁忌（次の患者には投与しないこと）

2.1 髄膜炎菌感染症に罹患している患者［症状を悪化させるおそれがある。］［11.1.1 参照］

2.2 肺炎球菌、インフルエンザ菌等の莢膜形成細菌による重篤な感染症に罹患している患者

［症状を悪化させるおそれがある。］［11.1.2 参照］

2.3 本剤の成分に対し過敏症の既往歴のある患者

2. 禁忌の設定根拠

2.1，2.2 本剤は，補体活性化経路を阻害するため，髄膜炎菌，肺炎球菌，インフルエンザ菌等

の莢膜形成細菌による重篤な感染症が発現することがある。したがって，髄膜炎菌感染症に罹患

している患者及び肺炎球菌，インフルエンザ菌等の莢膜形成細菌による重篤な感染症に罹患して

いる患者は，本剤投与により症状を悪化させるおそれがあることから設定した。

2.3 本剤の成分に対し過敏症の既往歴のある患者に本剤を投与した場合，重篤な過敏症症状が

発現する可能性が考えられることから，一般的な注意として記載した。

8. 重要な基本的注意欄

8. 重要な基本的注意

8.1 本剤を中止した場合に溶血が認められるおそれがある。本剤の投与を中止した患者では、

本剤の最終投与から最低 2 週間は、溶血に付随する臨床症状及びその徴候［LDH 値の上昇を

伴うヘモグロビン（Hb）値の急激な減少、疲労、ヘモグロビン尿、腹痛、呼吸困難、主要

血管事象（血栓症）、嚥下障害又は勃起不全等］の変化を注意深く観察し、必要に応じて適

切な処置を行うこと。

8.2 本剤投与により、総コレステロール、LDL コレステロール及びトリグリセリドの上昇等の

脂質異常症があらわれることがあるので、本剤投与開始後は定期的に血液検査を実施するこ

と。
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8. 重要な基本的注意の設定根拠

8.1 他の補体阻害薬と同様に，本剤の投与を中止することにより溶血が発現するおそれがある。

抗C5抗体薬投与下で貧血を有する発作性夜間ヘモグロビン尿症患者を対象とした国際共同第Ⅲ相

試験（以下，C12302 試験）では，24 週の主要評価期終了時までに本剤投与中止後に溶血は認め

られなかった。しかしながら，発作性夜間ヘモグロビン尿症の疾患特性及び本剤の作用機序より

本剤投与中止後の重篤な溶血が発現する可能性を否定できないため，本剤投与中止後の重篤な溶

血のリスクを低減するため，投与中止後は溶血の徴候及び症状を十分に観察し，必要に応じて適

切な処置を行う必要があることから設定した。

8.2 C12302 試験における脂質パラメータ（総コレステロール値，LDL コレステロール値及びトリ

グリセリド値）について，平均値は基準値の範囲内であるものの，基準値上限を超えた患者の割

合は本薬投与群で高い傾向が認められた。本剤投与により高LDLコレステロール血症等の脂質異

常症が発現するリスクが上昇する懸念があるため，本剤投与中は定期的に血液検査を実施する必

要があることから設定した。

9. 特定の背景を有する患者に関する注意欄

9.1 合併症・既往歴等のある患者欄

9.1 合併症・既往歴等のある患者

9.1.1 髄膜炎菌感染症の既往のある患者

髄膜炎菌感染症に罹患しやすくなるおそれがある。［1.1、5.2、11.1.1 参照］

9.1.2 感染症の患者又は感染症が疑われる患者

特に莢膜形成細菌（髄膜炎菌、肺炎球菌、インフルエンザ菌等）による感染症が悪化するお

それがある。［1.1、5.2、11.1.1、11.1.2 参照］

9.1 合併症・既往歴等の患者のある患者の設定根拠

9.1.1 本剤は，補体活性化経路を阻害するため，髄膜炎菌による重篤な感染症の発現リスクが

上昇する可能性がある。本剤は第二経路のみを標的とするため，感染時の宿主防御への影響が 3

つの補体活性化経路すべてを標的とする薬剤より小さい可能性はあるものの，髄膜炎菌による感

染症は急激に重症化し，死亡に至るおそれがあるため設定した。

9.1.2 本剤は，補体活性化経路を阻害するため，感染症を発症しやすくなる可能性がある。ま

た，感染症が悪化するおそれがあり，その中でも，莢膜形成細菌による感染症が悪化するおそれ

があることから設定した。
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9.2 腎機能障害患者欄

9.2 腎機能障害患者

9.2.1 重度（eGFR が 30 mL/min/1.73 m2未満）の腎機能障害のある患者

患者の状態を慎重に観察し、副作用発現に十分注意すること。本剤の血中濃度が上昇し、本

剤の副作用が増強されるおそれがある。［16.6.1 参照］

9.2 腎機能障害患者の設定根拠

9.2.1 重度の腎機能障害（eGFR が 30 mL/min/1.73 m2 未満）を有する患者については，母集団薬

物動態解析において本剤の曝露量が増加する可能性が示された。臨床試験に組み入れられた重度

の腎機能障害を有する患者は 1 例であり薬物動態及び安全性の評価には限界があることから，こ

れらの患者に本剤を投与する場合は，患者の状態を慎重に観察する必要があると考え設定した。

9.3 肝機能障害患者欄

9.3 肝機能障害患者

患者の状態を慎重に観察し、副作用発現に十分注意すること。非結合型の血中イプタコパン濃

度が上昇し、本剤の副作用が増強されるおそれがある。［16.6.2 参照］

9.3 肝機能障害患者の設定根拠

肝機能障害が本剤の薬物動態に及ぼす影響を検討した第 I 相試験（A2105 試験）において，肝

機能正常患者と比較して，軽度，中等度及び重度の肝機能障害を有する患者では本剤の総濃度は

同程度であったものの非結合型濃度が高値となる傾向が認められた。C12302 試験に肝機能障害

を有する発作性夜間ヘモグロビン尿症患者は組み入れられておらず肝機能障害を有する患者に本

剤を投与する場合の薬物動態及び安全性は不明であるため，これらの患者に本剤を投与する場合

は，患者の状態を慎重に観察する必要があると考え設定した。

9.5 妊婦欄

9.5 妊婦

妊婦又は妊娠している可能性のある女性には、治療上の有益性が危険性を上回ると判断される

場合にのみ投与すること。雌ラットを用いた受胎能及び着床までの初期胚発生試験において、

臨床用量の 5.4 倍の曝露（AUC）で、着床前及び着床後胚死亡率の高値、並びに生存胎児数の

低値が認められている。
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9.5 妊婦の設定根拠

妊婦に対する本剤投与の影響を適切に評価できる臨床試験結果はないが，雌ラットを用いた受

胎能及び着床までの初期胚発生試験において，着床前及び着床後胚死亡率の高値，並びに生存胎

児数の低値が認められているため，妊婦又は妊娠している可能性のある女性には治療上の有益性

が危険性を上回ると判断される場合にのみ投与するよう設定した。

9.6 授乳婦欄

9.6 授乳婦

治療上の有益性及び母乳栄養の有益性を考慮し、授乳の継続又は中止を検討すること。本剤の

母乳中への移行は不明である。

9.6 授乳婦の設定根拠

本剤のヒト乳汁中への移行は不明であり，哺乳中の児又は乳汁産生に対する影響に関するデー

タはないことから，授乳婦では治療上の有益性及び母乳栄養の有益性を考慮し，授乳の継続又は

中止を検討するよう設定した。

9.7 小児等欄

9.7 小児等

小児等を対象とした臨床試験は実施していない。

9.7 小児等の設定根拠

本剤では小児を対象とした臨床試験は実施していないことを明記した。
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10. 相互作用欄

10. 相互作用

本剤は主に CYP2C8 で代謝され、有機アニオントランスポーター（OATP）1B1 及び OATP1B3

の基質である。また、本剤は、CYP2C8 阻害作用及び CYP3A4 誘導作用を有する。

10.2 併用注意（併用に注意すること）

薬剤名等 臨床症状・措置方法 機序・危険因子

CYP2C8を阻害する薬剤

クロピドグレル

等

［16.7.1 参照］

本剤の副作用が増強され

るおそれがあるため、患

者の状態を慎重に観察

し、副作用発現に十分注

意すること。

これらの薬剤の CYP2C8阻

害作用により、本剤の血

中濃度が上昇する可能性

がある。

OATP1B1及び OATP1B3 を

阻害する薬剤

シクロスポリン

等

［16.7.2 参照］

本剤の副作用が増強され

るおそれがあるため、患

者の状態を慎重に観察

し、副作用発現に十分注

意すること。

これらの薬剤の OATP1B1

及び OATP1B3阻害作用に

より、本剤の血中濃度が

上昇する可能性がある。

CYP3A4の基質となる薬剤

ミダゾラム

等

［16.7.4 参照］

これらの薬剤の有効性が

減弱するおそれがある。

本剤の CYP3A4誘導作用に

より、これらの薬剤の血

中濃度が低下する可能性

がある。

CYP2C8の基質となる薬剤

レパグリニド

等

［16.7.4 参照］

これらの薬剤の副作用が

増強されるおそれがある

ため、患者の状態を慎重

に観察し、副作用発現に

十分注意すること。

本剤の CYP2C8阻害作用に

より、これらの薬剤の血

中濃度が上昇する可能性

がある。

10. 相互作用の設定根拠

薬物動態学的薬物相互作用試験（A2104 試験）において，CYP2C8，OATP1B1 及び OATP1B3

を阻害する薬剤との併用により本剤の曝露量が増加する可能性が示されたことを踏まえて設定し

た。また，In vitro試験において CYP3A4の誘導作用及び CYP2C8の阻害作用を示し，臨床用量に

おいて本剤が CYP3A4 及び CYP2C8 を介した薬物相互作用を示す可能性があることから設定し

た。

11. 副作用欄

11. 副作用

次の副作用があらわれることがあるので、観察を十分に行い、異常が認められた場合には投

与を中止するなど適切な処置を行うこと。

11.1 重大な副作用
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11.1.1 髄膜炎菌感染症（頻度不明）

髄膜炎又は敗血症を発症し、急速に生命を脅かす、あるいは死亡に至るおそれがある。本剤の

投与に際しては、当該感染症の初期徴候（発熱、頭痛、項部硬直、羞明、精神状態の変化、痙

攣、悪心・嘔吐、紫斑、点状出血等）等の観察を十分に行うこと。髄膜炎菌感染症が疑われた

場合には、直ちに診察し、抗菌剤の投与等の適切な処置を行うこと。［1.1、2.1、5.2、9.1.1、

9.1.2 参照］

11.1.2 重篤な感染症（頻度不明）

肺炎球菌、インフルエンザ菌等の莢膜形成細菌による重篤な感染症があらわれることがあ

る。［1.1、2.2、5.2、9.1.2 参照］

11.2 その他の副作用

5%以上 5%未満 頻度不明

血液およびリンパ系障害 血小板数減少 ― ―
胃腸障害 ― 下痢、腹痛、悪心 ―

感染症および寄生虫症 ―
上気道感染、

尿路感染、気管支炎
細菌性肺炎

筋骨格系および結合組織

障害
― 関節痛 ―

神経系障害 頭痛 浮動性めまい ―
皮膚および皮下組織障害 ― ― 蕁麻疹

11. 副作用の設定根拠

冒頭は添付文書新記載要領の Q&A に基づき記載した。

本項に記載した副作用の発現頻度は，C12302 試験の副作用集計結果に基づき設定し，C12302

試験で医師が因果関係ありと判断した事象がない場合には，「頻度不明」としてその事象を記載

している。

11.1.1，11.1.2 本剤は，補体活性化経路を阻害するため，髄膜炎菌，肺炎球菌，インフルエン

ザ菌等の莢膜形成細菌による重篤な感染症を発症することがあるため設定した。特に髄膜炎菌感

染症は急激に重症化し，死亡に至るおそれもあるため，患者に髄膜炎菌感染症のリスク及び初期

症状を周知徹底させる必要がある。本剤投与にあたり十分に注意する事項として本剤の企業中核

データシートに記載の副作用，臨床試験及び類薬の記載を参考に設定した。

11.2 本剤の企業中核データシートに記載の副作用，臨床試験及び類薬の記載を参考に設定した。
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14. 適用上の注意欄

14. 適用上の注意

14.1 薬剤交付時の注意

PTP 包装の薬剤は PTP シートから取り出して服用するよう指導すること。PTP シートの誤飲に

より、硬い鋭角部が食道粘膜へ刺入し、更には穿孔をおこして縦隔洞炎等の重篤な合併症を併

発することがある。

14. 適用上の注意の設定根拠

PTP 包装の薬剤に対する一般的な注意として設定した。
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1 医薬品一般的名称（JAN）

医薬品一般的名称は，令和 5 年 3 月 29 日付薬生薬審発 0329 第 1 号により，以下のとおり通知

された。

登録番号：304-2-B12

JAN（日本名）：イプタコパン塩酸塩水和物

JAN（英　名）：Iptacopan Hydrochloride Hydrate

構造式：

O

N
HN

O CH3

CO2H

H3C

H

H

• H2OHCl •

CH3

2 International Nonproprietary Names for Pharmaceutical 
Substances (INN)

iptacopan：WHO Drug Information Vol. 34, No. 3, 2020, Recommended INN List 84 の 729 頁に r-

INN として収載された。



 

薬生薬審発 0329 第１号  

令 和 ５ 年 ３ 月 2 9 日  

 

各都道府県衛生主管部（局）長 殿 

 

  厚生労働省医薬・生活衛生局医薬品審査管理課長  

（  公  印  省  略  ）  

 

 

 

医薬品の一般的名称について 

 

 

 標記については、｢医薬品の一般的名称の取扱いについて（平成 18 年３月 31 日薬

食発第 0331001 号厚生労働省医薬食品局長通知）｣等により取り扱っているところで

す。今般、我が国における医薬品の一般的名称（以下「JAN」という。）について、新

たに別添のとおり定めたので、御了知の上、貴管下関係業者に周知方よろしく御配慮

願います。 

  

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

（参照） 

「日本医薬品一般的名称データベース」https://jpdb.nihs.go.jp/jan/Default.aspx 

（別添の情報のうち、JAN 以外の最新の情報は、当該データベースの情報で対応する

こととしています。） 

 



       

  

 

別添 

 

（別表２）INNに収載された品目の我が国における医薬品一般的名称 

（平成 18年 3月 31日薬食審査発第 0331001号厚生労働省医薬食品局審査管理課長通知に示す別表２） 

 

登録番号 304-2-B12 

JAN（日本名）：イプタコパン塩酸塩水和物 

JAN（英 名）：Iptacopan Hydrochloride Hydrate 

 

 

 

C25H30N2O4・HCl・H2O 

 

4-{(2S,4S)-4-エトキシ-1-[(5-メトキシ-7-メチル-1H-インドール-4-イル)メチル]ピぺリジン-2-イル}安息

香酸 一塩酸塩一水和物 

 

4-{(2S,4S)-4-Ethoxy-1-[(5-methoxy-7-methyl-1H-indol-4-yl)methyl]piperidin-2-yl}benzoic acid monohydrochloride 

monohydrate 

 

  



       

  

 

登録番号 304-3-B1 

JAN（日本名）：カミゼストラント 

JAN（英 名）：Camizestrant 

 

 

 

C24H28F4N6 

 

N-[1-(3-フルオロプロピル)アゼチジン-3-イル]-6-[(6S,8R)-8-メチル-7-(2,2,2-トリフルオロエチル)-6,7,8,9-テ

トラヒドロ-3H-ピラゾロ[4,3-f]イソキノリン-6-イル]ピリジン-3-アミン 

 

N-[1-(3-Fluoropropyl)azetidin-3-yl]-6-[(6S,8R)-8-methyl-7-(2,2,2-trifluoroethyl)-6,7,8,9-tetrahydro- 

3H-pyrazolo[4,3-f]isoquinolin-6-yl]pyridin-3-amine 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

  



       

  

 

登録番号 304-4-B1 

JAN（日本名）：リンザゴリクスコリン 

JAN（英 名）：Linzagolix Choline 

 

 

 

C22H14F3N2O7S・C5H14NO 

 

3-{5-[(2,3-ジフルオロ-6-メトキシフェニル)メトキシ]-2-フルオロ-4-メトキシフェニル}-2,4-ジオキソ-

1,2,3,4-テトラヒドロチエノ[3,4-d]ピリミジン-5-カルボン酸 2-ヒドロキシ-N,N,N-トリメチルエタンアミニ

ウム 

 

2-Hydroxy-N,N,N-trimethylethanaminium 3-{5-[(2,3-difluoro-6-methoxyphenyl)methoxy]-2-fluoro- 

4-methoxyphenyl}-2,4-dioxo-1,2,3,4-tetrahydrothieno[3,4-d]pyrimidine-5-carboxylate 

 

 

 

 

 

 

 

  



       

  

 

登録番号 304-4-B2 

JAN（日本名）：トゾラキマブ（遺伝子組換え） 

JAN（英 名）：Tozorakimab (Genetical Recombination) 

 

アミノ酸配列及びジスルフィド結合 

H鎖 

EVQLLESGGG LVQPGGSLRL SCAASGFTFS SYAMSWVRQA PGKGLEWVSG 50 

ISAIDQSTYY ADSVKGRFTI SRDNSKNTLY LQMNSLRAED TAVYYCARQK 100 

FMQLWGGGLR YPFGYWGQGT MVTVSSASTK GPSVFPLAPS SKSTSGGTAA 150 

LGCLVKDYFP EPVTVSWNSG ALTSGVHTFP AVLQSSGLYS LSSVVTVPSS 200 

SLGTQTYICN VNHKPSNTKV DKRVEPKSCD KTHTCPPCPA PELLGGPSVF 250 

LFPPKPKDTL MISRTPEVTC VVVDVSHEDP EVKFNWYVDG VEVHNAKTKP 300 

REEQYNSTYR VVSVLTVLHQ DWLNGKEYKC KVSNKALPAP IEKTISKAKG 350 

QPREPQVYTL PPSREEMTKN QVSLTCLVKG FYPSDIAVEW ESNGQPENNY 400 

KTTPPVLDSD GSFFLYSKLT VDKSRWQQGN VFSCSVMHEA LHNHYTQKSL 450 

SLSPGK 456 

 

L鎖 

SYVLTQPPSV SVSPGQTASI TCSGEGMGDK YAAWYQQKPG QSPVLVIYRD 50 

TKRPSGIPER FSGSNSGNTA TLTISGTQAM DEADYYCGVI QDNTGVFGGG 100 

TKLTVLGQPK AAPSVTLFPP SSEELQANKA TLVCLISDFY PGAVTVAWKA 150 

DSSPVKAGVE TTTPSKQSNN KYAASSYLSL TPEQWKSHRS YSCQVTHEGS 200 

TVEKTVAPTE CS 212 
 

H鎖 N306：糖鎖結合；H鎖 K456：部分的プロセシング 

H鎖 C229 – L鎖 C211，H鎖 C235 – H鎖 C235，H鎖 C238 – H鎖 C238：ジスルフィド結合 

 

主な糖鎖の推定構造 

 

 

 

 



       

  

 

C6414H9924N1708O2006S50（タンパク質部分，4本鎖） 

H 鎖 C2227H3441N593O678S18 

L 鎖 C980H1525N261O325S7 

 

トゾラキマブは，遺伝子組換え抗インターロイキン-33モノクローナル抗体であり，ヒト IgG1に由来する．

トゾラキマブは，CHO 細胞により産生される．トゾラキマブは，456個のアミノ酸残基からなる H鎖（γ1

鎖）2 本及び 212 個のアミノ酸残基からなる L 鎖（λ2 鎖）2 本で構成される糖タンパク質（分子量：約

147,000）である． 

 

Tozorakimab is a recombinant anti-interleukin-33 monoclonal antibody derived from human IgG1. Tozorakimab is 

produced in CHO cells. Tozorakimab is a glycoprotein (molecular weight: ca.147,000) composed of 2 H-chains (γ1-

chains) consisting of 456 amino acid residues each and 2 L-chains (λ2-chains) consisting of 212 amino acid residues 

each. 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

  



       

  

 

登録番号 304-5-B1 

JAN（日本名）：ドナネマブ（遺伝子組換え） 

JAN（英 名）：Donanemab (Genetical Recombination) 

 

アミノ酸配列及びジスルフィド結合 

H鎖 

QVQLVQSGAE VKKPGSSVKV SCKASGYDFT RYYINWVRQA PGQGLEWMGW 50 

INPGSGNTKY NEKFKGRVTI TADESTSTAY MELSSLRSED TAVYYCAREG 100 

ITVYWGQGTT VTVSSASTKG PSVFPLAPSS KSTSGGTAAL GCLVKDYFPE 150 

PVTVSWNSGA LTSGVHTFPA VLQSSGLYSL SSVVTVPSSS LGTQTYICNV 200 

NHKPSNTKVD KKVEPKSCDK THTCPPCPAP ELLGGPSVFL FPPKPKDTLM 250 

ISRTPEVTCV VVDVSHEDPE VKFNWYVDGV EVHNAKTKPR EEQYNSTYRV 300 

VSVLTVLHQD WLNGKEYKCK VSNKALPAPI EKTISKAKGQ PREPQVYTLP 350 

PSRDELTKNQ VSLTCLVKGF YPSDIAVEWE SNGQPENNYK TTPPVLDSDG 400 

SFFLYSKLTV DKSRWQQGNV FSCSVMHEAL HNHYTQKSLS LSPG  444 

 

L鎖 

DIVMTQTPLS LSVTPGQPAS ISCKSSQSLL YSRGKTYLNW LLQKPGQSPQ 50 

LLIYAVSKLD SGVPDRFSGS GSGTDFTLKI SRVEAEDVGV YYCVQGTHYP 100 

FTFGQGTKLE IKRTVAAPSV FIFPPSDEQL KSGTASVVCL LNNFYPREAK 150 

VQWKVDNALQ SGNSQESVTE QDSKDSTYSL SSTLTLSKAD YEKHKVYACE 200 

VTHQGLSSPV TKSFNRGEC       219 
 

H鎖 Q1：部分的ピログルタミン酸；H鎖 N295：糖鎖結合；H鎖 G444：部分的プロセシング 

H鎖 C218 – L鎖 C219，H鎖 C224 – H鎖 C224，H鎖 C227 – H鎖 C227：ジスルフィド結合 

 

主な糖鎖の推定構造 

 

 

  



       

  

 

C6452H10012N1708O2016S42（タンパク質部分，4本鎖） 

H鎖 C2167H3354N574O670S15 

L鎖 C1059H1656N280O338S6 

 

ドナネマブは，N末端がピログルタミル化されたアミロイドベータペプチド（3-x）に対する遺伝子組換え

モノクローナル抗体であり，その相補性決定部はマウス抗体に由来し，その他はヒトIgG1に由来する．H鎖

のC末端のK445は除去されている．ドナネマブは，CHO細胞により産生される．ドナネマブは，444個のア

ミノ酸残基からなるH鎖（1鎖）2本及び219個のアミノ酸残基からなるL鎖（鎖）2本で構成される糖タン

パク質（分子量：約148,000）である． 

 

Donanemab is a recombinant anti-N-terminal pyroglutamyl amyloid beta peptides (3-x) monoclonal antibody whose 

complementarity-determining regions are derived from mouse antibody and other regions are derived from human 

IgG1. In the H-chain, K445 at the C-terminus is deleted. Donanemab is produced in CHO cells. Donanemab is a 

glycoprotein (molecular weight: ca. 148,000) composed of 2 H-chains (γ1-chains) consisting of 444 amino acid 

residues each and 2 L-chains (κ-chains) consisting of 219 amino acid residues each. 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

  



       

  

 

登録番号 304-6-B2 

JAN（日本名）：モスネツズマブ（遺伝子組換え） 

JAN（英 名）：Mosunetuzumab (Genetical Recombination) 

 

アミノ酸配列及びジスルフィド結合 

抗 CD20-H鎖 

EVQLVESGGG LVQPGGSLRL SCAASGYTFT SYNMHWVRQA PGKGLEWVGA 50 

IYPGNGDTSY NQKFKGRFTI SVDKSKNTLY LQMNSLRAED TAVYYCARVV 100 

YYSNSYWYFD VWGQGTLVTV SSASTKGPSV FPLAPSSKST SGGTAALGCL 150 

VKDYFPEPVT VSWNSGALTS GVHTFPAVLQ SSGLYSLSSV VTVPSSSLGT 200 

QTYICNVNHK PSNTKVDKKV EPKSCDKTHT CPPCPAPELL GGPSVFLFPP 250 

KPKDTLMISR TPEVTCVVVD VSHEDPEVKF NWYVDGVEVH NAKTKPREEQ 300 

YGSTYRVVSV LTVLHQDWLN GKEYKCKVSN KALPAPIEKT ISKAKGQPRE 350 

PQVYTLPPSR EEMTKNQVSL WCLVKGFYPS DIAVEWESNG QPENNYKTTP 400 

PVLDSDGSFF LYSKLTVDKS RWQQGNVFSC SVMHEALHNH YTQKSLSLSP 450 

GK          452 

 

抗CD20-L鎖 

DIQMTQSPSS LSASVGDRVT ITCRASSSVS YMHWYQQKPG KAPKPLIYAP 50 

SNLASGVPSR FSGSGSGTDF TLTISSLQPE DFATYYCQQW SFNPPTFGQG 100 

TKVEIKRTVA APSVFIFPPS DEQLKSGTAS VVCLLNNFYP REAKVQWKVD 150 

NALQSGNSQE SVTEQDSKDS TYSLSSTLTL SKADYEKHKV YACEVTHQGL 200 

SSPVTKSFNR GEC        213 
 

  



       

  

 

抗 CD3ε-H鎖 

EVQLVQSGAE VKKPGASVKV SCKASGYTFT NYYIHWVRQA PGQGLEWIGW 50 

IYPGDGNTKY NEKFKGRATL TADTSTSTAY LELSSLRSED TAVYYCARDS 100 

YSNYYFDYWG QGTLVTVSSA STKGPSVFPL APSSKSTSGG TAALGCLVKD 150 

YFPEPVTVSW NSGALTSGVH TFPAVLQSSG LYSLSSVVTV PSSSLGTQTY 200 

ICNVNHKPSN TKVDKKVEPK SCDKTHTCPP CPAPELLGGP SVFLFPPKPK 250 

DTLMISRTPE VTCVVVDVSH EDPEVKFNWY VDGVEVHNAK TKPREEQYGS 300 

TYRVVSVLTV LHQDWLNGKE YKCKVSNKAL PAPIEKTISK AKGQPREPQV 350 

YTLPPSREEM TKNQVSLSCA VKGFYPSDIA VEWESNGQPE NNYKTTPPVL 400 

DSDGSFFLVS KLTVDKSRWQ QGNVFSCSVM HEALHNHYTQ KSLSLSPGK 449 

    

抗CD3ε-L鎖 

DIVMTQSPDS LAVSLGERAT INCKSSQSLL NSRTRKNYLA WYQQKPGQPP 50 

KLLIYWASTR ESGVPDRFSG SGSGTDFTLT ISSLQAEDVA VYYCTQSFIL 100 

RTFGQGTKVE IKRTVAAPSV FIFPPSDEQL KSGTASVVCL LNNFYPREAK 150 

VQWKVDNALQ SGNSQESVTE QDSKDSTYSL SSTLTLSKAD YEKHKVYACE 200 

VTHQGLSSPV TKSFNRGEC       219 
 

抗 CD20-H鎖 K452，抗 CD3ε-H鎖 K449：部分的プロセシング 

抗 CD20-H鎖 C225－抗 CD20-L 鎖 C213，抗 CD3ε-H鎖 C222－抗 CD3ε-L鎖 C219，抗 CD20-H 鎖 C231－抗

CD3ε-H 鎖 C228，抗 CD20-H 鎖 C234－抗 CD3ε-H鎖 C231：ジスルフィド結合 

 

C6515H10031N1725O2025S43（タンパク質部分，4本鎖） 

抗 CD20-H鎖 C2229H3417N585O674S16 

抗 CD20-L鎖 C1023H1576N274O331S7 

抗 CD3ε-H鎖 C2202H3383N577O678S14 

抗 CD3ε-L鎖 C1061H1663N289O342S6 

  



       

  

 

モスネツズマブは，CD20 及び CD3ε 鎖に対する遺伝子組換え二重特異性モノクローナル抗体であり，抗

CD20 抗体及び抗 CD3ε 鎖抗体の相補性決定部はそれぞれマウス抗体に由来し，その他はヒト IgG1 に由来

する．抗 CD20-H 鎖の 2 つのアミノ酸残基が置換（N302G，T371W）され，抗 CD3ε-H 鎖の 4 つのアミノ

酸残基が置換（N299G，T368S，L370A，Y409V）されている．モスネツズマブは，CHO 細胞により産生さ

れる．モスネツズマブは，452個のアミノ酸残基からなる抗 CD20-H 鎖（γ1鎖）1本，213個のアミノ酸残

基からなる抗 CD20-L 鎖（κ 鎖）1 本，449 個のアミノ酸残基からなる抗 CD3ε-H 鎖（γ1 鎖）1 本及び 219

個のアミノ酸残基からなる抗 CD3ε-L 鎖（κ鎖）1本で構成されるタンパク質である． 

 

Mosunetuzumab is a recombinant bispecific monoclonal antibody against CD20 and CD3ε chain, which is composed 

of anti-CD20 antibody and anti-CD3ε chain antibody whose complementarity-determining regions are derived from 

respective mouse antibodies and other regions are derived from human IgG1. In the anti-CD20-H-chain, the amino 

acid residues are substituted at 2 positions (N302G, T371W). In the anti-CD3ε-H-chain, the amino acid residues are 

substituted at 4 positions (N299G, T368S, L370A, Y409V). Mosunetuzumab is produced in CHO cells. 

Mosunetuzumab is a protein composed of an anti-CD20-H-chain (γ1-chain) consisting of 452 amino acid residues, an 

anti-CD20-L-chain (κ-chain) consisting of 213 amino acid residues, an anti-CD3ε-H-chain (γ1-chain) consisting of 

449 amino acid residues, and an anti-CD3ε-L-chain (κ-chain) consisting of 219 amino acid residues. 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

※ JAN 以外の情報は、参考として掲載しました。 
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International Nonproprietary Names for 
Pharmaceutical Substances (INN) 
 
 

RECOMMENDED International Nonproprietary Names: List 84 
 
Notice is hereby given that, in accordance with paragraph 7 of the Procedure for the Selection 
of Recommended International Nonproprietary Names for Pharmaceutical Substances [Off. 
Rec. Wld Health Org., 1955, 60, 3 (Resolution EB15.R7); 1969, 173, 10 (Resolution EB43.R9); 
Resolution EB115.R4 (EB115/2005/REC/1)], the following names are selected as 
Recommended International Nonproprietary Names. The inclusion of a name in the lists of 
Recommended International Nonproprietary Names does not imply any recommendation of 
the use of the substance in medicine or pharmacy. 
Lists of Proposed (1–1117) and Recommended (1–78) International Nonproprietary Names 
can be found in Cumulative List No. 17, 2017 (available in CD-ROM only). 
 
Dénominations communes internationales des Substances pharmaceutiques 
(DCI) 
 
Dénominations communes internationales RECOMMANDÉES: Liste 84 
 
Il est notifié que, conformément aux dispositions du paragraphe 7 de la Procédure à suivre en 
vue du choix de Dénominations communes internationales recommandées pour les 
Substances pharmaceutiques [Actes off. Org. mond. Santé, 1955, 60, 3 (résolution EB15.R7); 
1969, 173, 10 (résolution EB43.R9); résolution EB115.R4 (EB115/2005/REC/1)]  les 
dénominations ci-dessous sont choisies par l’Organisation mondiale de la Santé en tant que 
dénominations communes internationales recommandées. L’inclusion d’une dénomination 
dans les listes de DCI recommandées n’implique aucune recommandation en vue de 
l’utilisation de la substance correspondante en médecine ou en pharmacie. 
On trouvera d’autres listes de Dénominations communes internationales proposées (1–117) 
et recommandées (1–78) dans la Liste récapitulative No. 17, 2017 (disponible sur CD-ROM 
seulement).  
 
Denominaciones Comunes Internacionales para las Sustancias Farmacéuticas 
(DCI) 
 
Denominaciones Comunes Internacionales RECOMENDADAS: Lista 84 
 
De conformidad con lo que dispone el párrafo 7 del Procedimiento de Selección de 
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas para las Sustancias Farmacéuticas 
[Act. Of. Mund. Salud, 1955, 60, 3 (Resolución EB15.R7); 1969, 173, 10 (Resolución EB43.R9); 
Résolution EB115.R4 (EB115/2005/REC/1) EB115.R4 (EB115/2005/REC/1)], se comunica por el 
presente anuncio que las denominaciones que a continuación se expresan han sido 
seleccionadas como Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas. La inclusión 
de una denominación en las listas de las Denominaciones Comunes Recomendadas no 
supone recomendación alguna en favor del empleo de la sustancia respectiva en medicina o 
en farmacia. 
Las listas de Denominaciones Comunes Internacionales Propuestas (1–117) y Recomendadas 
(1–78) se encuentran reunidas en Cumulative List No. 17, 2017 (disponible sólo en CD-ROM). 
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Latin, English, French, Spanish: 
Recommended INN 
 
DCI Recommandée 
 
 
DCI Recomendada  

Chemical name or description; Molecular formula; 
Graphic formula 
 
Nom chimique ou description; Formule brute; 
Formule développée 
 
Nombre químico o descripción; Fórmula molecular; 
Fórmula desarrollada 
 

 
 

acidum aligomanuxicum
aligomanuxic acid O-[oligo-(1→4)-β-D-mannopyranuronan-β-osyl]-(1→3)-

D-mannaric, -(1→2)-D-arabinaric, -(1→3)-D-arabinaric, 
(1→2)-D-erythraric, -(1→2)-D-threaric, and -(1→2)-
glyceraric acids, produced from alginates of brown 
seaweeds by acid-catalysed partial hydrolysis, 
isolation of oligomannuronans and oxidation of the 
reducing end group 

acide aligomanuxique acides O-[oligo-(1→4)-β-D-mannopyranuronan-β-osyl]-
(1→3)-D-mannarique, -(1→2)-D-arabinarique, -(1→3)-
D-arabinarique, (1→2)-D-érythrarique, -(1→2)-D-
thréarique, et -(1→2)-glycérarique, produits à partir 
d'algues brunes par hydrolyse partielle par catalyse 
acide, isolation des oligomannuronanes et oxydation 
du groupe réducteur terminal 

ácido aligomanúxico ácidos O-[oligo-(1→4)-β-D-manopiranuronan-β-osil]-
(1→3)-D-manárico, -(1→2)-D-arabinárico, -(1→3)-D-
arabinárico, (1→2)-D-eritrárico, -(1→2)-D-treárico, y  
-(1→2)-glicerárico, producido a partir de algas pardas 
por hidrólisis parcialmente por catálisis ácida, 
aislamiento de los oligomanuronanos y oxidación del 
grupo reductor terminal 

 

 (C6H8O6)n (CH2O)m+m' C3H4O5 

 

 
 

 
acidum norucholicum
norucholic acid 3α,7β-dihydroxy-24-nor-5β-cholan-23-oic acid 

acide norucholique acide 3α,7β-dihydroxy-24-nor-5β-cholan-23-oïque 

ácido norucólico ácido 3α,7β-dihidroxi-24-nor-5β-colan-23-oico 
 



WHO Drug Information, Vol. 34, No. 3, 2020 Recommended INN: List 84

689

  
 
C23H38O4 

 

 

 
 

acoramidisum 
acoramidis 3-[3-(3,5-dimethyl-1H-pyrazol-4-yl)propoxy]-4-

fluorobenzoic acid 

acoramidis acide 3-[3-(3,5-diméthyl-1H-pyrazol-4-yl)propoxy]-4-
fluorobenzoïque 

acoramidis ácido 3-[3-(3,5-dimetil-1H-pirazol-4-il)propoxi]-4-
fluorobenzoico 

 

 C15H17FN2O3 

 

 

 
 

adebrelimabum #
adebrelimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens CD274 

(programmed death ligand 1, PDL1, PD-L1, B7 
homolog 1, B7H1)], monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain (1-446) [VH (Homo sapiens 
IGHV1-46*01 (89.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (93.3%)) 
CDR-IMGT [8.8.12] (26-33.51-58.97-108) (1-119) -
Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10, G4v4 CH2 
A1.3, A1.2 (CH1 (120-217), hinge 1-12 S10>P (227) 
(218-229), CH2 F1.3>A (233), L1.2>A (234) (230-339), 
CH3 (340-444), CHS (445-446)) (120-446)], (133-
218')-disulfide with kappa light chain (1'-218') [V-
KAPPA (Mus musculus IGKV3-5*01 (84.8%) -
IGKJ2*03 (90.9%)/Homo sapiens IGKV4-1*01 (68.3%) 
-IGKJ2*01 (100%)) CDR-IMGT [10.3.9] (27-36.54-
56.93-101) (1'-111') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) 
Km3 A45.1 (157), V101 (195) (112'-218')];  
dimer (225-225":228-228")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

adébrélimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
CD274 (ligand 1 de mort programmée, PDL1, PD-L1, 
homologue 1 de B7, B7H1)], anticorps monoclonal;  
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 chaîne lourde gamma4 (1-446) [VH (Homo sapiens IGHV1-
46*01 (89.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (93.3%)) CDR-IMGT [8.8.12] 
(26-33.51-58.97-108) (1-119) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h 
P10, G4v4 CH2 A1.3, A1.2 (CH1 (120-217), charnière 1-12 
S10>P (227) (218-229), CH2 F1.3>A (233), L1.2>A (234) (230-
339), CH3 (340-444), CHS (445-446)) (120-446)], (133-218')-
disulfure avec la chaîne légère kappa (1'-218') [V-KAPPA (Mus 
musculus IGKV3-5*01 (84.8%) -IGKJ2*03 (90.9%)/Homo 
sapiens IGKV4-1*01 (68.3%) -IGKJ2*01 (100%)) CDR-IMGT 
[10.3.9] (27-36.54-56.93-101) (1'-111') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%) Km3 A45.1 (157), V101 (195) (112'-218')];  
dimère (225-225":228-228")-bisdisulfure, produit dans des 
cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 

adebrelimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens CD274 (ligando 
1 de muerte programada, PDL1, PD-L1, homólogo 1 de B7, 
B7H1)], anticuerpo monoclonal;  
cadena pesada gamma4 (1-446) [VH (Homo sapiens IGHV1-
46*01 (89.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (93.3%)) CDR-IMGT [8.8.12] 
(26-33.51-58.97-108) (1-119) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h 
P10, G4v4 CH2 A1.3, A1.2 (CH1 (120-217), bisagra 1-12 S10>P 
(227) (218-229), CH2 F1.3>A (233), L1.2>A (234) (230-339), 
CH3 (340-444), CHS (445-446)) (120-446)], (133-218')-disulfuro 
con la cadena ligera kappa (1'-218') [V-KAPPA (Mus musculus 
IGKV3-5*01 (84.8%) -IGKJ2*03 (90.9%)/Homo sapiens IGKV4-
1*01 (68.3%) -IGKJ2*01 (100%)) CDR-IMGT [10.3.9] (27-36.54-
56.93-101) (1'-111') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 
(157), V101 (195) (112'-218')];  
dímero (225-225":228-228")-bisdisulfuro, producido por células 
ováricas de hamster chino (CHO), forma glicosilada alfa

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

QVQLVQSGAE VKKPGASVKV SCKASGYTFT SYWMHWVRQA PGQGLEWMGR 50
IGPNSGFTSY NEKFKNRVTM TRDTSTSTVY MELSSLRSED TAVYYCARGG 100
SSYDYFDYWG QGTTVTVSSA STKGPSVFPL APCSRSTSES TAALGCLVKD 150
YFPEPVTVSW NSGALTSGVH TFPAVLQSSG LYSLSSVVTV PSSSLGTKTY 200
TCNVDHKPSN TKVDKRVESK YGPPCPPCPA PEAAGGPSVF LFPPKPKDTL 250
MISRTPEVTC VVVDVSQEDP EVQFNWYVDG VEVHNAKTKP REEQFNSTYR 300
VVSVLTVLHQ DWLNGKEYKC KVSNKGLPSS IEKTISKAKG QPREPQVYTL 350
PPSQEEMTKN QVSLTCLVKG FYPSDIAVEW ESNGQPENNY KTTPPVLDSD 400
GSFFLYSRLT VDKSRWQEGN VFSCSVMHEA LHNHYTQKSL SLSLGK 446

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
DIVLTQSPAS LAVSPGQRAT ITCRASESVS IHGTHLMHWY QQKPGQPPKL 50
LIYAASNLES GVPARFSGSG SGTDFTLTIN PVEAEDTANY YCQQSFEDPL 100
TFGQGTKLEI KRTVAAPSVF IFPPSDEQLK SGTASVVCLL NNFYPREAKV 150
QWKVDNALQS GNSQESVTEQ DSKDSTYSLS STLTLSKADY EKHKVYACEV 200
THQGLSSPVT KSFNRGEC 218

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 146-202 260-320 366-424

22''-96'' 146''-202'' 260''-320'' 366''-424''
Intra-L (C23-C104) 23'-92' 138'-198'

23'''-92''' 138'''-198'''
Inter-H-L (CH1 10-CL 126) 133-218' 133''-218'''
Inter-H-H (h 8, h 11) 225-225'' 228-228''

N-terminal glutaminyl cyclization to pyroglutamyl (pE, 5-oxoprolyl)
H VH Q1:
1, 1''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
296, 296''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados
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afamitresgenum autoleucelum #
afamitresgene autoleucel Autologous CD4+ and CD8+ T cells obtained by 

leukapheresis, transduced with an HIV-derived self-
inactivating (SIN) lentiviral vector, encoding an 
enhanced-affinity T cell receptor (TCR) specific for the 
human melanoma antigen A4 (MAGE family member 
A4, antigen MAGE A4) HLA-A*02 peptide driven by 
the elongation factor 1 alpha (EF1α) promoter. Cells 
express lymphonode-homing markers CCR7 and 
CD62L, CD45 isoforms CD45RA and CD45R0, co-
stimulatory markers CD27 and CD28, IL-7 receptor 
CD127, and chemokine receptor CXCR3. Cells 
secrete interleukin 2 (IL-2), tumor necrosis factor α 
(TNF-alpha, TNFα), interferon gamma (interferon γ, 
IFN-gamma), granzyme, interleukin 4 (IL-4), interleukin 
13 (IL-13) and interleukin 17 (IL-17) upon activation. 

afamitresgène autoleucel Lymphocytes T CD4+ et CD8+ autologues obtenus par 
leucophérèse, transduits par un vecteur lentiviral auto-
inactivant (SIN), dérivé du virus de l'immunodéficience 
humaine (VIH), codant pour un récepteur de 
lymphocytes T (TCR) à affinité augmentée spécifique 
du peptide HLA-A*02 de l'antigène du mélanome 
humain A4 (membre A4 de la famille MAGE, antigène 
MAGE-4), sous le contrôle d'un promoteur du facteur 
d'élongation alpha 1 (EF1α). Les cellules expriment les 
marqueurs de migration des ganglions lymphatiques 
CCR7 et CD62L, les isoformes CD45RA and CD45R0 
du CD45, les marqueurs co-stimulateurs CD27 et 
CD28, le récepteur CD127 de l'interleukine 7 (IL-7) et 
les récepteurs de chimiokines CXCR3. Les cellules 
secrètent de l'interleukine 2 (IL-2), facteur de nécrose 
tumorale α (TNF-alpha, TNFα), interféron gamma 
(interféron γ, IFN-gamma), granzyme, interleukine 4 
(IL-4), interleukine 13 (IL-13) et l'interleukine 17 (IL-17) 
au moment de leur activation 

afamitresgén autoleucel Linfocitos T CD4+ y CD8+ autólogos obtenidos por 
leucoaféresis, transducidos con un vector lentiviral 
auto inactivante derivado del HIV, que codifica para un 
receptor de linfocitos T (TCR) con afinidad aumentada, 
específico para el péptido del antígeno de melanoma 
humano A4 (MAGE A4) presentado por HLA-A*02, 
dirigido por un promotor del factor de elongación 1 alfa 
(EF1α). Las células expresan los marcadores de 
migración a ganglios linfáticos CCR7 y CD62L, las 
isoformas CD45RA y CD45R0 de CD45, los 
marcadores coestimuladores CD27 y CD28, el 
receptor de IL-7 CD127, y el receptor de quimoquinas 
CXCR3. Las células secretan interleukina 2 (IL-2), 
factor de necrosis tumoral (TNF-alfa, TNFα), interferón 
gamma (interferón γ, IFN-gamma), granzima, 
interleukina 4 (IL-4), interleukina 13 (IL-13) e 
interleukina 17 (IL-17) tras su activación.
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alsevalimabum # 
alsevalimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens 

VTCN1 (V-set domain containing T cell activation 
inhibitor 1, B7-H4, B7H4)], Homo sapiens monoclonal 
antibody;  
gamma1 heavy chain Homo sapiens (1-450) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-39*01 (96.0%) -(IGHD) -
IGHJ5*02 (93.8%)) CDR-IMGT [10.7.12] (26-35.53-
59.98-109) (1-120) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) 
G1m17,1 (CH1 K120 (217) (121-218), hinge 1-15 
(219-233), CH2 (234-343), CH3 D12 (359), L14 (361) 
(344-448), CHS (449-450)) (121-450)], (223-214')-
disulfide with kappa light chain Homo sapiens (1'-214') 
[V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-15*01 (96.8%) -
IGKJ4*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-
52.89-97) (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), 
Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
dimer (229-229'':232-232'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO-FUT8-/-) cells, glycoform 
alfa 

alsévalimab immunoglobuline G1-kappa, anti-[ Homo sapiens 
VTCN1 (inhibiteur 1 de l'activation des cellules T 
contenant un V-set domain, B7-H4, B7H4)], anticorps 
monoclonal Homo sapiens;  
chaîne lourde gamma1 Homo sapiens (1-450) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-39*01 (96.0%) -(IGHD) - 
IGHJ5*02 (93.8%)) CDR-IMGT [10.7.12] (26-35.53-
59.98-109) (1-120) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) 
G1m17,1 (CH1 K120 (217) (121-218), charnière 1-15 
(219-233), CH2 (234-343), CH3 D12 (359), L14 (361) 
(344-448), CHS (449-450)) (121-450)], (223-214')-
disulfure avec la chaîne légère kappa Homo sapiens 
(1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-15*01 
(96.8%) -IGKJ4*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-
32.50-52.89-97) (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%), Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
dimère (229-229'':232-232'')-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO-
FUT8-/-), glycoforme alfa 

alsevalimab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[ Homo sapiens 
VTCN1 (inhibidor 1 de la activación de las células T 
que contiene un dominio V-set, B7-H4, B7H4)], 
anticuerpo monoclonal Homo sapiens;  
cadena pesada gamma1 Homo sapiens (1-450) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-39*01 (96.0%) -(IGHD) - 
IGHJ5*02 (93.8%)) CDR-IMGT [10.7.12] (26-35.53-
59.98-109) (1-120) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) 
G1m17,1 (CH1 K120 (217) (121-218), bisagra 1-15 
(219-233), CH2 (234-343), CH3 D12 (359), L14 (361) 
(344-448), CHS (449-450)) (121-450)], (223-214')-
disulfuro con la cadena ligera kappa Homo sapiens (1'-
214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-15*01 (96.8%) 
-IGKJ4*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-
52.89-97) (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), 
Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
dímero (229-229'':232-232'')-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO-FUT8-/-), 
forma glicosilada alfa
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 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

QLQLQESGPG LVKPSETLSL TCTVSGGSIK SGSYYWGWIR QPPGKGLEWI 50
GNIYYSGSTY YNPSLRSRVT ISVDTSKNQF SLKLSSVTAA DTAVYYCARE 100
GSYPNQFDPW GQGTLVTVSS ASTKGPSVFP LAPSSKSTSG GTAALGCLVK 150
DYFPEPVTVS WNSGALTSGV HTFPAVLQSS GLYSLSSVVT VPSSSLGTQT 200
YICNVNHKPS NTKVDKKVEP KSCDKTHTCP PCPAPELLGG PSVFLFPPKP 250
KDTLMISRTP EVTCVVVDVS HEDPEVKFNW YVDGVEVHNA KTKPREEQYN 300
STYRVVSVLT VLHQDWLNGK EYKCKVSNKA LPAPIEKTIS KAKGQPREPQ 350
VYTLPPSRDE LTKNQVSLTC LVKGFYPSDI AVEWESNGQP ENNYKTTPPV 400
LDSDGSFFLY SKLTVDKSRW QQGNVFSCSV MHEALHNHYT QKSLSLSPGK 450

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
EIVMTQSPAT LSVSPGERAT LSCRASQSVS SNLAWYQQKP GQAPRLLIYG 50
ASTRATGIPA RFSGSGSGTE FTLTISSLQS EDFAVYYCQQ YHSFPFTFGG 100
GTKVEIKRTV AAPSVFIFPP SDEQLKSGTA SVVCLLNNFY PREAKVQWKV 150
DNALQSGNSQ ESVTEQDSKD STYSLSSTLT LSKADYEKHK VYACEVTHQG 200
LSSPVTKSFN RGEC 214

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-97 147-203 264-324 370-428

22''-97'' 147''-203'' 264''-324'' 370''-428''
Intra-L (C23-C104) 23'-88' 134'-194'

23'''-88''' 134'''-194'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 223-214' 223''-214'''
Inter-H-H (h 11, h 14) 229-229'' 232-232''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
300, 300''
Afucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes afucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos afucosilados

C-terminal lysine clipping
H CHS K2:
450, 450''   

 
amcenestrantum 
amcenestrant 8-(2,4-dichlorophenyl)-9-(4-{[(3S)-1-(3-

fluoropropyl)pyrrolidin-3-yl]oxy}phenyl)-6,7-dihydro-5H-
benzo[7]annulene-3-carboxylic acid 

amcénestrant acide 8-(2,4-dichlorophényl)-9-(4-{[(3S)-1-(3-
fluoropropyl)pyrrolidin-3-yl]oxy}phényl)-6,7-dihydro-5H-
benzo[7]annulène-3-carboxylique 

amcenestrant ácido 8-(2,4-diclorofenil)-9-(4-{[(3S)-1-(3-
fluoropropil)pirrolidin-3-il]oxi}fenil)-6,7-dihidro-5H-
benzo[7]anuleno-3-carboxílico 

 

 C31H30Cl2FNO3 

 

CO2H

Cl

Cl

OF N

H

  

 
amdakefalinum #
amdakefalin [6-(D-phenylalanyl-D-phenylalanyl-D-leucyl-D-lysyl)-3,6-

diazabicyclo[3.1.1]heptan-3-yl]acetic acid 

amdakéfaline acide [6-(D-phénylalanyl-D-phénylalanyl-D-leucyl-D-
lysyl)-3,6-diazabicyclo[3.1.1]heptan-3-yl]acétique 

amdakefalina ácido [6-(D-fenilalanil-D-fenilalanil-D-leucil-D-lisil)-3,6-
diazabiciclo[3.1.1]heptan-3-il]acético 
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C37H53N7O6 

 

  

 
aramisulpridum 
aramisulpride 4-amino-5-(ethanesulfonyl)-N-{[(2R)-1-ethylpyrrolidin-

2-yl]methyl}-2-methoxybenzamide 

aramisulpride 4-amino-5-(éthanesulfonyl)-N-{[(2R)-1-éthylpyrrolidin-
2-yl]méthyl}-2-méthoxybenzamide 

aramisulprida 4-amino-5-(etanosulfonil)-N-{[(2R)-1-etilpirrolidin-2-
il]metil}-2-metoxibenzamida 

 

 C17H27N3O4S 

 

 

 
 

autogenum cevumeranum #
autogene cevumeran A 5'-capped single-stranded messenger RNA (mRNA) 

construct for the expression of patient-specific tumour 
neoantigens comprising a 5'-cap, a 5'-untranslated 
region derived from human alpha-globin mRNA, an 
optimised Kozak sequence, sequences encoding a 
secretory signal peptide (sec2.0), transmembrane and 
cytoplasmic domains of a major histocompatibility 
complex (MHC) Class I molecule (MITD), a 3'-
untranslated region (FI) and a poly(A)-tail; sequences 
encoding patient specific antigens are inserted 
between the secretory signal peptide and the 
transmembrane/cytoplasmic encoding domains. 

autogène cévuméran ARN messager (ARNm) de simple brin coiffé en 5' 
construit pour l'expression de néoantigènes tumoraux 
spécifiques du patient comprenant une coiffe en 5', 
une région en 5' non-traduite dérivée de l'ARNm de la 
globine alpha humaine, une séquence optimisée 
Kozak, et les séquences codant pour un peptide signal 
(sec2.0), les domaines transmembranaire et 
cytoplasmique du complexe majeur d'histocompatibilité 
de groupe I (CMH1) (MITD), une région non traduite 
en 3' (FI) et une queue poly(A) ; Les séquences 
codant les antigènes spécifiques du patient sont 
insérées entre celles codant le peptide signal et les 
domaines transmembranaire et cytoplasmique. 
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autogén cevumerán Un constructo de RNA mensajero (mRNA) de cadena 

sencilla y caperuza en 5', para la expresión de 
neoantígenos tumorales específicos de cada paciente, 
que contiene una caperuza 5' (5'-cap), una región 5' 
no traducida derivada del mRNA de la globina alfa 
humana, una secuencia optimizada Kozak, y las 
secuencias codificantes para el péptido señal (sec2.0), 
los dominios transmembrana y citoplásmico de 
complejo mayor de histocompatibilidad de grupo I 
(CMHI) (MITD), una región non-traducida en 3' (FI) y 
una cola poly(A); las secuencias que codifican los 
antígenos específicos del paciente se insertan entre 
las del péptido señal y de los dominios 
transmembrana y citoplásmico.

 

 
 

  

 
azemiglitazonum 
azemiglitazone rac-(5R)-5-({4-[2-(3-methoxyphenyl)-2-

oxoethoxy]phenyl}methyl)-1,3-thiazolidine-2,4-dione 

azémiglitazone rac-(5R)-5-({4-[2-(3-méthoxyphényl)-2-
oxoéthoxy]phényl}méthyl)-1,3-thiazolidine-2,4-dione 

azemiglitazona rac-(5R)-5-({4-[2-(3-metoxifenil)-2-oxoetoxi]fenil}metil)-
1,3-tiazolidina-2,4-diona 

 

 C19H17NO5S 
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belzupacapum sarotalocanum #
belzupacap sarotalocan a modified human papillomavirus (HPV) type 16-

derived empty nanoparticle, 55 nm in diameter 
conjugated to approximately 200 molecules of a 
phthalocyanine-based photosensitizer (sarotalocan 
group). Each nanoparticle is comprised of 72 
capsomeres, made of 5 molecules of modified viral 
capsid protein L1 [P78>R, T176>N, D273>T, N285>T, 
S288>N, T353>P, T389>S] and one molecule of viral 
capsid protein L2;  
human papilloma virus type 16 (HPV16) capsid, a 
spherical shell of 72 self-assembling pentagonal 
(L1)5(L2)1 capsomere units comprising the 
recombinant viral capsid proteins L1 ([P78>R, T176>N, 
D273>T, N285>T, S288>N, T353>P, T389>S]-modified) and 
L2, conjugated to approximately 200 sarotalocan 
groups (near infrared absorbing dye) at N6 of lysine 
residues;  
produced by human embryonic kidney 293 (HEK293) 
cells 

belzupacap sarotalocan nanoparticle vide dérivée du virus du papillomavirus 
humain 16 (HPV) modifié, 55nm de diamètre, 
conjuguée à approximativement 200 molécules d'un 
photosensibilisant à base de phthalocyanine (groupe 
sarotalocan). Chaque particule est composée de 72 
capsomères, faits de 5 molécules de protéine de 
capside virale L1 modifiée [P78>R, T176>N, D273>T, 
N285>T, S288>N, T353>P, T389>S] et d'une molécule de 
protéine de capside virale L2;  
capside du virus du papillomavirus humain 16 
(HPV16), une coquille sphérique de 72 unités de 
capsomère pentagonal (L1)5(L2)1 s'auto-assemblant 
comprenant les protéines recombinantes de capside 
virale L1 ([P78>R, T176>N, D273>T, N285>T, S288>N, 
T353>P, T389>S]-modifiée) et L2, conjuguées à environ 
200 groupes sarotalocan (colorant absorbant les 
proches infra-rouges) en N6 des résidus lysine ;  
produite par des cellules rénales embryonnaires 
humaines (HEK293) 

belzupacap sarotalocán nanopartícula vacía derivada del virus del 
papilomavirus humano 16 (HPV) modificado, 55nm de 
diámetro, conjugado con aproximadamente 200 
moléculas de un fotosensibilizante a base de 
ftalocianina (grupo sarotalocán). Cada partícula se 
compone de 72 capsómeros, hechos de 5 moléculas 
de proteína de cápside viral L1 modificada [P78>R, 
T176>N, D273>T, N285>T, S288>N, T353>P, T389>S] y de 
una molécula de proteína de cápside viral L2;  
cápside del virus del papilomavirus humano 16 
(HPV16), una cavidad esférica de 72 unidades de 
capsómero pentagonal (L1)5(L2)1 que se 
autoensamblan abarcando las proteínas 
recombinantes de cápside viral L1 ([P78>R, T176>N, 
D273>T, N285>T, S288>N, T353>P, T389>S]-modificada) y 
L2, conjugadas aproximadamente a 200 grupos 
sarotalocán (colorante absorbente infrarrojo cercano) 
en N6 de los residuos de lisina ;  
producido por las células renales embrionarias 
humanas (HEK293)
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belzutifanum 
belzutifan 3-{[(1S,2S,3R)-2,3-difluoro-1-hydroxy-7-

(methanesulfonyl)-2,3-dihydro-1H-inden-4-yl]oxy}-5-
fluorobenzonitrile 

belzutifan 3-{[(1S,2S,3R)-2,3-difluoro-1-hydroxy-7-
(méthanesulfonyl)-2,3-dihydro-1H-indèn-4-yl]oxy}-5-
fluorobenzonitrile 

belzutifán 3-{[(1S,2S,3R)-2,3-difluoro-1-hidroxi-7-
(metanosulfonil)-2,3-dihidro-1H-indén-4-il]oxi}-5-fluoro-
benzonitrilo 
 
C17H12F3NO4S
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bepranemabum #
bepranemab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens MAPT 

(microtubule-associated protein tau, tau)], humanized 
monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain humanized (1-445) [VH (Homo 
sapiens IGHV4-4*08 (83.5%) -(IGHD) -IGHJ3*01 
(93.3%)) CDR-IMGT [8.7.12] (26-33.51-57.96-107) (1-
118)-Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 
(119-216), hinge 1-12 S10>P (226) (217-228), CH2 
(229-338), CH3 (339-443), CHS (444-445)) (119-445)], 
(132-219')-disulfide with kappa light chain humanized 
(1'-219') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV2-29*02 
(90.0%) -IGKJ2*01 (100%)) CDR-IMGT [11.3.9] (27-
37.55-57.94-102) (1'-112') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%), Km3 A45.1 (158), V101 (196) (113'-219')];  
dimer (224-224":227-227")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

bépranémab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
MAPT (protéine tau associée aux microtubules, tau)], 
anticorps monoclonal humanisé;  
chaîne lourde gamma4 humanisée (1-445) [VH (Homo 
sapiens IGHV4-4*08 (83.5%) -(IGHD) -IGHJ3*01 
(93.3%)) CDR-IMGT [8.7.12] (26-33.51-57.96-107) (1-
118) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 
(119-216), charnière 1-12 S10>P (226) (217-228), 
CH2 (229-338), CH3 (339-443), CHS (444-445)) (119-
445)], (132-219')-disulfure avec la chaîne légère kappa 
humanisée (1'-219') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV2-
29*02 (90.0%) -IGKJ2*01 (100%)) CDR-IMGT [11.3.9] 
(27-37.55-57.94-102) (1'-112') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (158), V101 (196) (113'-
219')];  
dimère (224-224":227-227")-bisdisulfure, produite dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

bepranemab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens MAPT 
(proteína tau asociada a los microtúbulos, tau)], 
anticuerpo monoclonal humanizado;  
cadena pesada gamma4 humanizada (1-445) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-4*08 (83.5%) -(IGHD) -
IGHJ3*01 (93.3%)) CDR-IMGT [8.7.12] (26-33.51-
57.96-107) (1-118) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h 
P10 (CH1 (119-216), bisagra 1-12 S10>P (226) (217-
228), CH2 (229-338), CH3 (339-443), CHS (444-445)) 
(119-445)], (132-219')-disulfuro con la cadena ligera 
kappa humanizada (1'-219') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV2-29*02 (90.0%) -IGKJ2*01 (100%)) CDR-IMGT 
[11.3.9] (27-37.55-57.94-102) (1'-112') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (158), V101 (196) (113'-
219')];  
dímero (224-224":227-227")-bisdisulfuro, producida 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa 
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bersacapavirum 
bersacapavir N-(3-cyano-4-fluorophenyl)-1-methyl-4-{[(2S)-1,1,1-

trifluoropropan-2-yl]sulfamoyl}-1H-pyrrole-2-carboxamide 

bersacapavir N-(3-cyano-4-fluorophényl)-1-méthyl-4-{[(2S)-1,1,1-
trifluoropropan-2-yl]sulfamoyl}-1H-pyrrole-2-carboxamide 

bersacapavir N-(3-ciano-4-fluorofenil)-1-metil-4-{[(2S)-1,1,1-
trifluoropropan-2-il]sulfamoil}-1H-pirrolo-2-carboxamida 

 

 C16H14F4N4O3S
 

 

 
bexmarilimabum #
bexmarilimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens STAB1 

(stabilin 1, STAB-1, CLEVER-1, FEEL-1, FELE-1, FEX1, 
SCARH2)], humanized monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain humanized (1-449) [VH (Homo sapiens 
IGHV2-5*09 (91.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (100%)) [10.7.14] 
(1-122) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10, G4v3 CH2 
E1.2 (CH1 (123-220), hinge 1-12 S10>P (230)(221-232), 
CH2 L1.2>E (237) (233-342), CH3 (343-447), CHS (448-
449)) (123-449)], (136-215')-disulfide with kappa light chain 
humanized (1'-215') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-20*01 
(80.2%) -IGKJ2*01 (100%)) [7.3.9] (1'-108') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (154), V101 (192) (109'-215')];  
dimer (228-228'':231-231'')-bisdisulfide, produced in Chinese 
hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa
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bexmarilimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
STAB1 (stabilin 1, STAB-1, CLEVER-1, FEEL-1, 
FELE-1, FEX1, SCARH2)], anticorps monoclonal 
humanisé;  
chaîne lourde gamma4 humanisée (1-449) [VH (Homo 
sapiens IGHV2-5*09 (91.8%) -(IGHD) - IGHJ4*01 
(100%)) [10.7.14] (1-122) -Homo sapiens IGHG4*01, 
G4v5 h P10, G4v3 CH2 E1.2 (CH1 (123-220), 
charnière 1-12 S10>P (230) (221-232), CH2 L1.2>E 
(237) (233-342), CH3 (343-447), CHS (448-449)) (123-
449)], (136-215')-disulfure avec la chaîne légère kappa 
humanisée (1'-215') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-
20*01 (80.2%) -IGKJ2*01 (100%)) [7.3.9] (1'-108') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (154), 
V101 (192) (109'-215')];  
dimère (228-228'':231-231'')-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

bexmarilimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
STAB1 (stabilin 1, STAB-1, CLEVER-1, FEEL-1, 
FELE-1, FEX1, SCARH2)], anticuerpo monoclonal 
humanizado;  
cadena pesada gamma4 humanizada (1-449) [VH 
(Homo sapiens IGHV2-5*09 (91.8%) -(IGHD) - 
IGHJ4*01 (100%)) [10.7.14] (1-122) -Homo sapiens 
IGHG4*01, G4v5 h P10, G4v3 CH2 E1.2 (CH1 (123-
220), bisagra 1-12 S10>P (230) (221-232), CH2 
L1.2>E (237) (233-342), CH3 (343-447), CHS (448-
449)) (123-449)], (136-215')-disulfuro con la cadena 
ligera kappa humanizada (1'-215') [V-KAPPA (Homo 
sapiens IGKV3-20*01 (80.2%) -IGKJ2*01 (100%)) 
[7.3.9] (1'-108') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 
A45.1 (154), V101 (192) (109'-215')];  
dímero (228-228'':231-231'')-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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bomedemstatum 
bomedemstat N-[(2S)-5-{[(1R,2S)-2-(4-fluorophenyl)cyclopropyl]amino}-

1-(4-methylpiperazin-1-yl)-1-oxopentan-2-yl]-4-(1H-1,2,3-
triazol-1-yl)benzamide 

bomédemstat N-[(2S)-5-{[(1R,2S)-2-(4-fluorophényl)cyclopropyl]amino}-
1-(4-méthylpipérazin-1-yl)-1-oxopentan-2-yl]-4-(1H-1,2,3-
triazol-1-yl)benzamide 

bomedemstat N-[(2S)-5-{[(1R,2S)-2-(4-fluorofenil)ciclopropil]amino}-1-(4-
metilpiperazin-1-il)-1-oxopentan-2-il]-4-(1H-1,2,3-triazol-1-
il)benzamida 

 

 C28H34FN7O2

 

N

N N

N
H

O
H
N

O N

N
CH3

F

  

 
 

cevostamabum #
cevostamab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens FCRL5 (Fc 

receptor like 5, FCRH5, IRTA2, BXMAS1, CD307e)] and 
anti-[Homo sapiens CD3E (CD3 epsilon, Leu-4)], 
monoclonal antibody, bispecific tetravalent;  
gamma1 heavy chain anti-FCRL5 (1-450) [VH (Mus 
musculus IGHV2-4*01 (77.1%) -(IGHD) -IGHJ3*01 
(90.9%)/Homo sapiens IGHV4-4*08 (72.9%) -(IGHD) -
IGHJ5*01 (85.7%)) CDR-IMGT [8.7.14] (26-33.51-57.96-
109) (1-120) -Homo sapiens IGHG1*03v,G1m3>G1m17, 
nG1m1, G1v30 CH2 G84.4, G1v32 CH3 W22 (CH1 
R120>K (217) (121-218), hinge 1-15 (219-233), CH2 
N84.4>G (300) (234-343), CH3 E12 (359), M14 (361), 
T22>W (369) (344-448), CHS (449-450)) (121-450)], (223-
214')-disulfide with kappa light chain anti-FCRL5 (1'-214') 
[V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-16*01 (83.2%) -
IGKJ1*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-52.89-97) 
(1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 
(153), V101 (191) (108'-214')];  
gamma1 heavy chain anti-CD3 (1''-449'') [VH (Homo 
sapiens IGHV1-3*01 (82.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (100%)) 
CDR-IMGT [8.8.12] (26-33.51-58.97-108) (1''-119'') -Homo 
sapiens IGHG1*03v, G1m3>G1m17, nG1m1, G1v30 CH2 
G84.4, G1v33 S22, A24, V86 (CH1 R120>K (216) (120-
217), hinge 1-15 (218-232), CH2 N84.4>G (299) (233-
342), CH3 E12 (358), M14 (360), T22>S (368), L24>A 
(370), Y86>V (409) (343-447), CHS (448-449)) (120''-
449'')], (222''-219''')-disulfide with kappa light chain anti-
CD3 (1'''-219''') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV4-1*01 
(88.8%) -IGKJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [12.3.8] (27-38.56-
58.95-102) (1'''-112''') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), 
Km3 A45.1 (158), V101 (196) (113'''-219''')];  
dimer (229-228'':232-231'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells
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cévostamab immunoglobuline G1-kappa anti-[Homo sapiens FCRL5 (récepteur Fc 

like 5, FCRH5, IRTA2,  
 BXMAS1, CD307e)] et anti-[Homo sapiens CD3E (CD3 epsilon, Leu-
4)], anticorps monoclonal, bispécifique tétravalent;  
chaîne lourde gamma1 anti-FCRL5 (1-450) [VH (Mus musculus 
IGHV2-4*01 (77.1%) -(IGHD) -IGHJ3*01 (90.9%)/Homo sapiens 
IGHV4-4*08 (72.9%) -(IGHD) -IGHJ5*01 (85.7%)) CDR-IMGT [8.7.14] 
(26-33.51-57.96-109) (1-120) -Homo sapiens 
IGHG1*03v,G1m3>G1m17, nG1m1, G1v30 CH2 G84.4, G1v32 CH3 
W22 (CH1 R120>K (217) (121-218), charnière 1-15 (219-233), CH2 
N84.4>G (300) (234-343), CH3 E12 (359), M14 (361), T22>W (369) 
(344-448), CHS (449-450)) (121-450)], (223-214')-disulfure avec la 
chaîne légère kappa anti-FCRL5 (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV1-16*01 (83.2%) -IGKJ1*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-
32.50-52.89-97) (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 
A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
chaîne lourde gamma1 anti-CD3 (1''-449'') [VH (Homo sapiens 
IGHV1-3*01 (82.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (100%)) CDR-IMGT [8.8.12] 
(26-33.51-58.97-108) (1''-119'') -Homo sapiens IGHG1*03v, 
G1m3>G1m17, nG1m1, G1v30 CH2 G84.4, G1v33 S22, A24, V86 
(CH1 R120>K (216) (120-217), charnière 1-15 (218-232), CH2 
N84.4>G (299) (233-342), CH3 E12 (358), M14 (360), T22>S (368), 
L24>A (370), Y86>V (409) (343-447), CHS (448-449)) (120''-449'')], 
(222''-219''')-disulfure avec la chaîne légère kappa anti-CD3 (1'''-219''') 
[V-KAPPA (Homo sapiens IGKV4-1*01 (88.8%) -IGKJ1*01 (100%)) 
CDR-IMGT [12.3.8] (27-38.56-58.95-102) (1'''-112''') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (158), V101 (196) (113'''-219''')];  
dimère (229-228'':232-231'')-bisdisulfure, produit dans des cellules 
ovariennes de hamster chinois (CHO) 

cevostamab inmunoglobulina G1-kappa anti-[Homo sapiens FCRL5 (receptor Fc 
like 5, FCRH5, IRTA2,  
 BXMAS1, CD307e)] y anti-[Homo sapiens CD3E (CD3 épsilon, Leu-
4)], anticuerpo monoclonal, biespecífico tetravalente;  
cadena pesada gamma1 anti-FCRL5 (1-450) [VH (Mus musculus 
IGHV2-4*01 (77.1%) -(IGHD) -IGHJ3*01 (90.9%)/Homo sapiens 
IGHV4-4*08 (72.9%) -(IGHD) -IGHJ5*01 (85.7%)) CDR-IMGT [8.7.14] 
(26-33.51-57.96-109) (1-120) -Homo sapiens 
IGHG1*03v,G1m3>G1m17, nG1m1, G1v30 CH2 G84.4, G1v32 CH3 
W22 (CH1 R120>K (217) (121-218), bisagra 1-15 (219-233), CH2 
N84.4>G (300) (234-343), CH3 E12 (359), M14 (361), T22>W (369) 
(344-448), CHS (449-450)) (121-450)], (223-214')-disulfuro con la 
cadena ligera kappa anti-FCRL5 (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV1-16*01 (83.2%) -IGKJ1*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-
32.50-52.89-97) (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 
A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
cadena pesada gamma1 anti-CD3 (1''-449'') [VH (Homo sapiens 
IGHV1-3*01 (82.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (100%)) CDR-IMGT [8.8.12] 
(26-33.51-58.97-108) (1''-119'') -Homo sapiens IGHG1*03v, 
G1m3>G1m17, nG1m1, G1v30 CH2 G84.4, G1v33 S22, A24, V86 
(CH1 R120>K (216) (120-217), bisagra 1-15 (218-232), CH2 N84.4>G 
(299) (233-342), CH3 E12 (358), M14 (360), T22>S (368), L24>A 
(370), Y86>V (409) (343-447), CHS (448-449)) (120''-449'')], (222''-
219''')-disulfuro con la cadena ligera kappa anti-CD3 (1'''-219''') [V-
KAPPA (Homo sapiens IGKV4-1*01 (88.8%) -IGKJ1*01 (100%)) 
CDR-IMGT [12.3.8] (27-38.56-58.95-102) (1'''-112''') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (158), V101 (196) (113'''-219''')];  
dímero (229-228'':232-231'')-bisdisulfuro, producido por células 
ováricas de hamster chino (CHO)
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ciltacabtagenum autoleucelum #
ciltacabtagene autoleucel autologous peripheral blood mononuclear cell (PBMC)-derived 

T lymphocytes transduced ex vivo with a non-replicating, self-
inactivating (SIN) lentiviral vector encoding a chimeric antigen 
receptor (CAR) targeting two epitopes of the human B cell 
maturation antigen (BCMA) under the control of a human 
elongation factor 1 alpha (EF1α) promoter  
The coding sequence comprises a human CD8 alpha signal 
peptide (CD8α SP), a BCMA targeting domain consisting of 
two variable heavy chain-only antibodies (VHH1 and VHH2) 
targeting two distinct BCMA epitopes, a human CD8 alpha 
hinge and transmembrane domain (CD8α hinge + TM), a 
human CD137 cytoplasmic domain (4-1BB) and a human CD3 
zeta cytoplasmic domain (CD3ζ).  
The vector genome contains a chimeric Rous sarcoma virus 
(RSV)/truncated 5'LTR and a self-inactivating 3'LTR-SIN (∆-
U3).
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ciltacabtagène autoleucel lymphocytes T autologues dérivés de cellules 
mononuclées du sang périphérique (PBMC) transduits 
ex vivo avec un vecteur lentiviral non-répliquant, auto-
inactivant (SIN) codant pour un récepteur d'antigène 
chimérique (CAR) ciblant deux épitopes de l'antigène 
de maturation des lymphocytes B (BCMA) humains 
sous le contrôle d'un promoteur du facteur d'élongation 
1-alpha humain (EF1α)  
La séquence code pour un peptide signal CD8 alpha 
humain (CD8α SP), un domaine ciblant le BCMA 
consistant en seulement la partie variable des chaînes 
lourdes (VHH1 and VHH2) de deux anticorps dirigés 
contre deux épitopes du BCMA, une charnière et un 
domaine transmembranaire du CD8 alpha humain, un 
domaine cytoplasmique du CD 137 humain (4-1BB) et 
un domaine cytoplasmique du CD3 zêta humain 
(CD3ζ).  
Le génome du vecteur contient en 5', une séquence 
LTR (terminale longue répétée) tronquée d'un virus du 
sarcome de Rous (RSV) chimérique et en 3', une 
séquence LTR-SIN (∆-U3) auto-inactivante. 

ciltacabtagén autoleucel linfocitos T autólogos derivados de células 
mononucleares de sangre periférica (PBMC) 
transducidos ex vivo con un vector lentiviral no 
replicativo, auto inactivante (SIN), que codifica para un 
receptor de antígenos quimérico (CAR) dirigido a dos 
epítopos del antígeno de maduración de linfocitos B 
(BCMA) humano bajo el control de un promotor del 
factor de elongación 1 alfa humano (promotor EF1α)  
La secuencia codificante consta de un péptido señal 
del CD8 alfa humano, un dominio dirigido a BCMA 
consistente en sólo la parte variable de las cadenas 
pesadas (VHH1 y VHH2) de dos anticuerpos dirigidos 
a dos epítopos de BCMA, una bisagra y un dominio 
transmembrana del CD8 alfa humano, un dominio 
citoplásmico del CD137 humano (4-1BB) y un dominio 
citoplásmico del CD3 zeta humano (CD3ζ).  
El genoma del vector contiene un LTR 5' 
truncado/RSV (virus del sarcoma de Rous) quimérico 
y un LTR 3'-SIN auto inactivante (∆-U3).

 

 
 

conendostatinum
conendostatin L-methionyl-human endostatin [human collagen type 

XVIII α-1 (COL18A1) C-terminal (1572-1754)-fragment 
(1-183)], canonical D104, R110, S150 form, produced in 
Escherichia coli 

conendostatine L-méthionyl-endostatine humaine [fragment C-terminal 
(1572-1754) du collagène humain de type XVIII α-1 
(COL18A1) (1-183)], forme canonique D104, R110, S150, 
produit dans Escherichia coli 

conendostatina L-metionil-endostatina humana [fragmento C-terminal 
(1572-1754) del colágeno humano de tipo XVIII α-1 
(COL18A1) (1-183)], forma canónica D104, R110, S150, 
producido en Escherichia coli
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cudarolimabum #
cudarolimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens 

TNFRSF4 (tumor necrosis factor receptor (TNFR) 
superfamily member 4, ACT35, OX40, CD134)], Homo 
sapiens monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain Homo sapiens (1-453) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-30*03 (100%) -(IGHD) -
IGHJ3*02 (100%)) CDR-IMGT [8.8.17] (26-33.51-
58.97-113) (1-124) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) 
G1m17,1 (CH1 K120 (221) (125-222), hinge 1-15 
(223-237), CH2 (238-347), CH3 D12 (363), L14 (365) 
(348-452), CHS K>del (453)) (125-453)], (227-213')-
disulfide with kappa light chain Homo sapiens (1'-213') 
[V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 (96.8%) -
IGKJ4*01 (100%)) CDR-IMGT [6.3.8] (27-32.50-52.89-
96) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 
A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dimer (233-233'':236-236'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

cudarolimab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
TNFRSF4 (membre 4 de la superfamille des 
récepteurs du facteur de nécrose tumorale, ACT35, 
OX40, CD134)], anticorps monoclonal Homo sapiens;  
chaîne lourde gamma1 Homo sapiens (1-453) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-30*03 (100%) -(IGHD) -
IGHJ3*02 (100%)) CDR-IMGT [8.8.17] (26-33.51-
58.97-113) (1-124) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) 
G1m17,1 (CH1 K120 (221) (125-222), charnière 1-15 
(223-237), CH2 (238-347), CH3 D12 (363), L14 (365) 
(348-452), CHS K>del (453)) (125-453)], (227-213')-
disulfure avec la chaîne légère kappa Homo sapiens 
(1'-213') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 
(96.8%) -IGKJ4*01 (100%)) CDR-IMGT [6.3.8] (27-
32.50-52.89-96) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%), Km3 A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dimère (233-233'':236-236'')-bisdisulfure, produite 
dans des cellules ovariennes de hamster chinois 
(CHO), glycoforme alfa 

cudarolimab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
TNFRSF4 (miembro 4 de la superfamilia de los 
receptores del factor de necrosis tumoral, ACT35, 
OX40, CD134)], anticuerpo monoclonal Homo 
sapiens; 
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 cadena pesada gamma1 Homo sapiens (1-453) [VH 

(Homo sapiens IGHV3-30*03 (100%) -(IGHD) -
IGHJ3*02 (100%)) CDR-IMGT [8.8.17] (26-33.51-
58.97-113) (1-124) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) 
G1m17,1 (CH1 K120 (221) (125-222), bisagra 1-15 
(223-237), CH2 (238-347), CH3 D12 (363), L14 (365) 
(348-452), CHS K>del (453)) (125-453)], (227-213')-
disulfuro con la cadena ligera kappa Homo sapiens (1'-
213') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 (96.8%) 
-IGKJ4*01 (100%)) CDR-IMGT [6.3.8] (27-32.50-
52.89-96) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), 
Km3 A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dímero (233-233'':236-236'')-bisdisulfuro, producida 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

QVQLVESGGG VVQPGRSLRL SCAASGFTFS SYGMHWVRQA PGKGLEWVAV 50
ISYDGSNKYY ADSVKGRFTI SRDNSKNTLY LQMNSLRAED TAVYYCARGR 100
PWYSETGTSA FDIWGQGTMV TVSSASTKGP SVFPLAPSSK STSGGTAALG 150
CLVKDYFPEP VTVSWNSGAL TSGVHTFPAV LQSSGLYSLS SVVTVPSSSL 200
GTQTYICNVN HKPSNTKVDK KVEPKSCDKT HTCPPCPAPE LLGGPSVFLF 250
PPKPKDTLMI SRTPEVTCVV VDVSHEDPEV KFNWYVDGVE VHNAKTKPRE 300
EQYNSTYRVV SVLTVLHQDW LNGKEYKCKV SNKALPAPIE KTISKAKGQP 350
REPQVYTLPP SRDELTKNQV SLTCLVKGFY PSDIAVEWES NGQPENNYKT 400
TPPVLDSDGS FFLYSKLTVD KSRWQQGNVF SCSVMHEALH NHYTQKSLSL 450
SPG 453

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
DIQMTQSPSS LSASVGDRVT ITCQASQDIS NYLNWYQQKP GKAPKLLIYD 50
ASNLETGVPS RFSGSGSGTD FTFTISSLQP EDIATYYCQQ SDHYPTFGGG 100
TKVEIKRTVA APSVFIFPPS DEQLKSGTAS VVCLLNNFYP REAKVQWKVD 150
NALQSGNSQE SVTEQDSKDS TYSLSSTLTL SKADYEKHKV YACEVTHQGL 200
SSPVTKSFNR GEC 213

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 151-207 268-328 374-432

22''-96'' 151''-207'' 268''-328'' 374''-432''
Intra-L (C23-C104) 23'-88' 133'-193'

23'''-88''' 133'''-193'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 227-213' 227''-213'''
Inter-H-H (h 11, h 14) 233-233'' 236-236''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
304, 304''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados   

 
dapatifagenum navolactibacum #
dapatifagene navolactibac A recombinant live attenuated Lactococcus lactis, 

subspecies cremoris (strain MG1363), expressing a 
fusion protein comprising lactococcal secretion leader 
SSusp45 and human trefoil factor protein 1 (hTFF1), 
driven by the promoter from the homologous hllA gene 
(PhllA); the transduced gene is located in the 
thymidylate synthase A (thyA) locus which has been 
deleted (930102-930469). 

dapatifagène navolactibac Lactococcus lactis, sous-espèce cremoris, 
recombinante (souche MG1363), vivante atténuée 
exprimant une protéine de fusion consistant en le 
leader de sécrétion lactoccique SSusp45 et le facteur 
en trèfle-1 humain (hTFF1), sous le contrôle du 
promoteur du gène homologue hIIA (PhllA); le gène 
transduit est localisé sur le locus de la thymidylate 
synthase A (thyA) qui a été supprimé (930102-
930469).
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dapatifagén navolactibac Lactococcus lactis, subespecie cremoris (cepa MG1363), 
recombinante, viva atenuada, que expresa una proteína de 
fusión consistente en el leader de secreción lactocócica 
SSusp45 y la proteína 1 del factor trébol humano (hTFF1), 
dirigida por el promotor del gen homólogo hIIA (PhIIA); el 
gen transducido se localiza en el locus de la timidilato 
sintasa A (thyA), que ha sido delecionado (930102-
930469).

 

 
 
 
 

datopotamabum #
datopotamab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens TACSTD2 

(tumor-associated calcium signal transducer 2, membrane 
component chromosome 1 surface marker 1, M1S1, 
gastrointestinal tumor-associated antigen GA7331, 
pancreatic carcinoma marker protein GA733-1, epithelial 
glycoprotein-1, EGP-1, trophoblast antigen-2, cell surface 
glycoprotein Trop-2, TROP2)], humanized monoclonal 
antibody;  
gamma1 heavy chain humanized (1-451) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-3*01 (79.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (93.3%)) 
[8.8.14] (1-121) -Homo sapiens IGHG1*03 (100%) G1m3, 
nG1m1 (CH1 R120 (218) (122-219), hinge 1-15 (220-234), 
CH2 (235-344), CH3 E12 (360), M14 (362) (345-449), CHS 
(450-451)) (122-451)], (224-214')-disulfide with kappa light 
chain humanized (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV1-39*01 (84.2%) -IGKJ2*01 (100%)) [6.3.9] (1'-107') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 
(191) (108'-214')];  
dimer (230-230'':233-233'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

datopotamab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens TACSTD2 
(transducteur 2 de signaux calciques associé aux tumeurs, 
composant membranaire du chromosome 1 marqueur de 
surface 1, M1S1, antigène GA7331 associé aux tumeurs 
gastrointestinales, protéine GA733-1 marqueur de 
carcinomes pancréatiques, glycoprotéine épithéliale 1, 
EGP-1, antigène 2 du trophoblaste, glycoprotéine Trop-2 à 
la surface des cellules, TROP2)], anticorps monoclonal 
humanisé;  
chaîne lourde gamma1 humanisée (1-451) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-3*01 (79.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (93.3%)) 
[8.8.14] (1-121) -Homo sapiens IGHG1*03 (100%) G1m3, 
nG1m1 (CH1 R120 (218) (122-219), charnière 1-15 (220-
234), CH2 (235-344), CH3 E12 (360), M14 (362) (345-449), 
CHS (450-451)) (122-451)], (224-214')-disulfure avec la 
chaîne légère kappa humanisée (1'-214') [V-KAPPA (Homo 
sapiens IGKV1-39*01 (84.2%) -IGKJ2*01 (100%)) [6.3.9] 
(1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 
(153), V101 (191) (108'-214')];  
dimère (230-230'':233-233'')-bisdisulfure, produit dans des 
cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme 
alfa 
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datopotamab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens TACSTD2 

(transductor 2 de señales cálcicas asociado a los tumores, 
componente membranario del cromosoma 1 marcador de 
superficie 1, M1S1, antígeno GA7331 asociado a los tumores 
gastrointestinales, proteína GA733-1 marcador de carcinomas 
pancreáticos, glicoproteína epitelial 1, EGP-1, antígeno 2 del 
trofoblasto, glicoproteína Trop-2 en la superficie de las 
células, TROP2)], anticuerpo monoclonal humanizado;  
cadena pesada gamma1 humanizada (1-451) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-3*01 (79.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (93.3%)) 
[8.8.14] (1-121) -Homo sapiens IGHG1*03 (100%) G1m3, 
nG1m1 (CH1 R120 (218) (122-219), bisagra 1-15 (220-234), 
CH2 (235-344), CH3 E12 (360), M14 (362) (345-449), CHS 
(450-451)) (122-451)], (224-214')-disulfuro con la cadena 
ligera kappa humanizada (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV1-39*01 (84.2%) -IGKJ2*01 (100%)) [6.3.9] (1'-107') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 (191) 
(108'-214')];  
dímero (230-230'':233-233'')-bisdisulfuro, producido por 
células ováricas de hamster chino (CHO), forma glicosilada 
alfa

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

QVQLVQSGAE VKKPGASVKV SCKASGYTFT TAGMQWVRQA PGQGLEWMGW 50
INTHSGVPKY AEDFKGRVTI SADTSTSTAY LQLSSLKSED TAVYYCARSG 100
FGSSYWYFDV WGQGTLVTVS SASTKGPSVF PLAPSSKSTS GGTAALGCLV 150
KDYFPEPVTV SWNSGALTSG VHTFPAVLQS SGLYSLSSVV TVPSSSLGTQ 200
TYICNVNHKP SNTKVDKRVE PKSCDKTHTC PPCPAPELLG GPSVFLFPPK 250
PKDTLMISRT PEVTCVVVDV SHEDPEVKFN WYVDGVEVHN AKTKPREEQY 300
NSTYRVVSVL TVLHQDWLNG KEYKCKVSNK ALPAPIEKTI SKAKGQPREP 350
QVYTLPPSRE EMTKNQVSLT CLVKGFYPSD IAVEWESNGQ PENNYKTTPP 400
VLDSDGSFFL YSKLTVDKSR WQQGNVFSCS VMHEALHNHY TQKSLSLSPG 450
K 451

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
DIQMTQSPSS LSASVGDRVT ITCKASQDVS TAVAWYQQKP GKAPKLLIYS 50
ASYRYTGVPS RFSGSGSGTD FTLTISSLQP EDFAVYYCQQ HYITPLTFGQ 100
GTKLEIKRTV AAPSVFIFPP SDEQLKSGTA SVVCLLNNFY PREAKVQWKV 150
DNALQSGNSQ ESVTEQDSKD STYSLSSTLT LSKADYEKHK VYACEVTHQG 200
LSSPVTKSFN RGEC 214

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 148-204 265-325 371-429

22''-96'' 148''-204'' 265''-325'' 371''-429''
Intra-L (C23-C104) 23'-88' 134'-194'

23'''-88''' 134'''-194'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 224-214' 224''-214'''
Inter-H-H (h 11, h 14) 230-230'' 233-233''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
301, 301''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados

C-terminal lysine clipping:
H CHS K2:
451, 451''   

 
 

datopotamabum deruxtecanum #
datopotamab deruxtecan immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens TACSTD2 

(tumor-associated calcium signal transducer 2, membrane 
component chromosome 1 surface marker 1, M1S1, 
gastrointestinal tumor-associated antigen GA7331, 
pancreatic carcinoma marker protein GA733-1, epithelial 
glycoprotein-1, EGP-1, trophoblast antigen-2, cell surface 
glycoprotein Trop-2, TROP2)], humanized monoclonal 
antibody conjugated to deruxtecan, comprising a linker and a 
camptothecin derivative; 
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 gamma1 heavy chain humanized (1-451) [VH 
(Homo sapiens IGHV1-3*01(79.6%) -(IGHD) -
IGHJ4*01 (93.3%)) CDR-IMGT [8.8.14] (26-33.51-
58.97-110) (1-121) -Homo sapiens IGHG1*03 
(100%) G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (218) (122-219), 
hinge 1-15 (220-234), CH2 (235-344), CH3 E12 
(360), M14 (362) (345-449), CHS (450-451)) (122-
451)], (224-214')-disulfide with kappa light chain 
humanized (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV1-39*01 (84.2%) -IGKJ2*01 (100%)) CDR-
IMGT [6.3.9] (27-32.50-52.89-97) (1'-107') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 
(191) (108'-214')];  
dimer (230-230'':233-233'')-bisdisulfide; produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa, 
conjugated, on an average of 4 cysteinyl, to 
deruxtecan, comprising a linker and a camptothecin 
derivative 

datopotamab déruxtécan immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
TACSTD2 (transducteur 2 de signaux calciques 
associé aux tumeurs, composant membranaire du 
chromosome 1 marqueur de surface 1, M1S1, 
antigène GA7331 associé aux tumeurs 
gastrointestinales, protéine GA733-1 marqueur de 
carcinomes pancréatiques, glycoprotéine épithéliale 
1, EGP-1, antigène 2 du trophoblaste, glycoprotéine 
Trop-2 à la surface des cellules, TROP2)], anticorps 
monoclonal humanisé conjugué au déruxtécan, 
comprenant un linker et un dérivé de la 
camptothécine;  
chaîne lourde gamma1 humanisée (1-451) [VH 
(Homo sapiens IGHV1-3*01 (79.6%) -(IGHD) -
IGHJ4*01 (93.3%)) CDR-IMGT [8.8.14] (26-33.51-
58.97-110) (1-121) -Homo sapiens IGHG1*03 
(100%) G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (218) (122-219), 
charnière 1-15 (220-234), CH2 (235-344), CH3 E12 
(360), M14 (362) (345-449), CHS (450-451)) (122-
451)], (224-214')-disulfure avec la chaîne légère 
kappa humanisée (1'-214') [V-KAPPA (Homo 
sapiens IGKV1-39*01 (84.2%) -IGKJ2*01 (100%)) 
CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-52.89-97) (1'-107') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), 
V101 (191) (108'-214')];  
dimère (230-230'':233-233'')-bisdisulfure; produit 
dans des cellules ovariennes de hamster chinois 
(CHO), glycoforme alfa, conjugué sur une moyenne 
de 4 cystéines au déruxtécan, comprenant un linker 
et un dérivé de la camptothécine 

datopotamab deruxtecán inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
TACSTD2 (transductor 2 de señales cálcicas 
asociado a los tumores, componente membrana del 
cromosoma 1 marcador de superficie 1, M1S1, 
antígeno GA7331 asociado a los tumores 
gastrointestinales, proteína GA733-1 marcador de 
carcinomas pancreáticos, glicoproteína epitelial 1, 
EGP-1, antígeno 2 del trofoblasto, glicoproteína 
Trop-2 en la superficie de las células, TROP2)], 
anticuerpo monoclonal humanizado conjugado con 
deruxtecán, que comprende un enlace y un 
derivado de la camptotecina;  
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 cadena pesada gamma1 humanizada (1-451) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-3*01 (79.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(93.3%)) CDR-IMGT [8.8.14] (26-33.51-58.97-110) (1-
121) -Homo sapiens IGHG1*03 (100%) G1m3, nG1m1 
(CH1 R120 (218) (122-219), bisagra 1-15 (220-234), CH2 
(235-344), CH3 E12 (360), M14 (362) (345-449), CHS 
(450-451)) (122-451)], (224-214')-disulfuro con la cadena 
ligera kappa humanizada (1'-214') [V-KAPPA (Homo 
sapiens IGKV1-39*01 (84.2%) -IGKJ2*01 (100%)) CDR-
IMGT [6.3.9] (27-32.50-52.89-97) (1'-107') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 (191) 
(108'-214')];  
dímero (230-230'':233-233'')-bisdisulfuro; producido por 
células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa, conjugado con una media de 4 cisteinas 
al deruxtecán, que comprende un enlace y un derivado 
de la camptotecina.
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Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada
QVQLVQSGAE VKKPGASVKV SCKASGYTFT TAGMQWVRQA PGQGLEWMGW 50
INTHSGVPKY AEDFKGRVTI SADTSTSTAY LQLSSLKSED TAVYYCARSG 100
FGSSYWYFDV WGQGTLVTVS SASTKGPSVF PLAPSSKSTS GGTAALGCLV 150
KDYFPEPVTV SWNSGALTSG VHTFPAVLQS SGLYSLSSVV TVPSSSLGTQ 200
TYICNVNHKP SNTKVDKRVE PKSCDKTHTC PPCPAPELLG GPSVFLFPPK 250
PKDTLMISRT PEVTCVVVDV SHEDPEVKFN WYVDGVEVHN AKTKPREEQY 300
NSTYRVVSVL TVLHQDWLNG KEYKCKVSNK ALPAPIEKTI SKAKGQPREP 350
QVYTLPPSRE EMTKNQVSLT CLVKGFYPSD IAVEWESNGQ PENNYKTTPP 400
VLDSDGSFFL YSKLTVDKSR WQQGNVFSCS VMHEALHNHY TQKSLSLSPG 450
K 451

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
DIQMTQSPSS LSASVGDRVT ITCKASQDVS TAVAWYQQKP GKAPKLLIYS 50
ASYRYTGVPS RFSGSGSGTD FTLTISSLQP EDFAVYYCQQ HYITPLTFGQ 100
GTKLEIKRTV AAPSVFIFPP SDEQLKSGTA SVVCLLNNFY PREAKVQWKV 150
DNALQSGNSQ ESVTEQDSKD STYSLSSTLT LSKADYEKHK VYACEVTHQG 200
LSSPVTKSFN RGEC 214

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 148-204 265-325 371-429

22''-96'' 148''-204'' 265''-325'' 371''-429''
Intra-L (C23-C104) 23'-88' 134'-194'

23'''-88''' 134'''-194'''
Inter-H-L (h 5-CL 126)* 224-214' 224''-214'''
Inter-H-H (h 11, h 14)* 230-230'' 233-233''
*The four inter-chain disulfide bridges are not present, an average of 4 cysteinyl being
conjugated each via a thioether bond to a drug linker.
*Les quatre ponts disulfures inter-chaînes ne sont pas présents, 4 cystéinyl en moyenne
étant chacun conjugué via une liaison thioéther à un linker-principe actif.
*Faltan los cuatro puentes disulfuro inter-catenarios, una media de 4 cisteinil está
conjugada a conectores de principio activo.

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
301, 301''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados.

C-terminal lysine clipping:
H CHS K2:
451, 451''

Potential modified residues / résidus modifiés potentiels / restos modificados potenciales
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demupitamabum #
demupitamab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens EGFR 

(epidermal growth factor receptor, receptor tyrosine-
protein kinase erbB-1, ERBB1, HER1, HER-1, ERBB)], 
Homo sapiens monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain Homo sapiens (1-449) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-61*01 (89.9%) -(IGHD) -
IGHJ3*02 (100%)) CDR-IMGT [10.7.11] (26-35.53-
59.98-108) (1-119) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) 
G1m17,1 (CH1 K120 (216) (120-217), hinge 1-15 
(218-232), CH2 (233-342), CH3 D12 (358), L14 (360) 
(343-447), CHS K (448-449)) (120-449)], (222-214')-
disulfide with kappa light chain Homo sapiens (1'-214') 
[V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 (94.7%) -
IGKJ4*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-
52.89-97) (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), 
Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
dimer (228-228'':231-231'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

démupitamab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
EGFR (récepteur du facteur de croissance 
épidermique, récepteur tyrosine-protéine kinase erb-1, 
ERBB1, HER1, HER-1, ERBB)], anticorps monoclonal 
humanisé;  
chaîne lourde gamma1 Homo sapiens (1-449) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-61*01 (89.9%) -(IGHD) -
IGHJ3*02 (100%)) CDR-IMGT [10.7.11] (26-35.53-
59.98-108) (1-119) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) 
G1m17,1 (CH1 K120 (216) (120-217), charnière 1-15 
(218-232), CH2 (233-342), CH3 D12 (358), L14 (360) 
(343-447), CHS K (448-449)) (120-449)], (222-214')-
disulfure avec la chaîne légère kappa Homo sapiens 
(1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 
(94.7%) -IGKJ4*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-
32.50-52.89-97) (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%), Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
dimère (228-228'':231-231'')-bisdisulfure, produite 
dans des cellules ovariennes de hamster chinois 
(CHO), glycoforme alfa 

demupitamab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens EGFR 
(receptor del factor de crecimiento epidérmico, 
receptor tirosina-proteína kinasa erb-1, ERBB1, HER1, 
HER-1, ERBB)], anticuerpo monoclonal humanizado;  
cadena pesada gamma1 Homo sapiens (1-449) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-61*01 (89.9%) -(IGHD) -
IGHJ3*02 (100%)) CDR-IMGT [10.7.11] (26-35.53-
59.98-108) (1-119) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) 
G1m17,1 (CH1 K120 (216) (120-217), bisagra 1-15 
(218-232), CH2 (233-342), CH3 D12 (358), L14 (360) 
(343-447), CHS K (448-449)) (120-449)], (222-214')-
disulfuro con la cadena ligera kappa Homo sapiens (1'-
214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 (94.7%) 
-IGKJ4*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-
52.89-97) (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), 
Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
dímero (228-228'':231-231'')-bisdisulfuro, producida 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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docaravimabum #
docaravimab immunoglobulin G2B-kappa, anti-[rabies virus strain 

ERA (Evelyn-Rockitniki-Abelseth) glycoprotein 
ectodomain epitope G-III], Mus musculus monoclonal 
antibody;  
gamma2b heavy chain Mus musculus (1-455) [VH 
(Mus musculus IGHV2-6-7*01 (92.8%) -(IGHD) -
IGHJ2*01 (100%)) CDR-IMGT [8.7.13] (26-33.51-
57.96-108) (1-119) -Mus musculus IGHG2B*02 (CH1 
(120-216), hinge 1-22 (217-238), CH2 (239-348), CH3 
(349-453), CHS (454-455)) (120-455)], (134-214')-
disulfide with kappa light chain Mus musculus (1'-214') 
[V-KAPPA (Mus musculus IGKV10-96*01 (93.7%) -
IGKJ1*02 (100%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-52.99-
107) (1'-106') -Mus musculus IGKC*01 (100%) (108'-
214')];  
dimer (228-228":231-231":234-234":237-237")-
tetrakisdisulfide, produced in mouse myeloma cell line 
SP2/0-Ag14, glycoform alfa 

docaravimab immunoglobuline G2B-kappa, anti-[ectodomaine 
épitope G-III glycoprotéine du virus de la rage souche 
ERA (Evelyn-Rockitniki-Abelseth)], anticorps 
monoclonal Mus musculus;  
chaîne lourde gamma2b Mus musculus (1-455) [VH 
(Mus musculus IGHV2-6-7*01 (92.8%) -(IGHD) -
IGHJ2*01 (100%)) CDR-IMGT [8.7.13] (26-33.51-
57.96-108) (1-119) -Mus musculus IGHG2B*02 (CH1 
(120-216), charnière 1-22 (217-238), CH2 (239-348), 
CH3 (349-453), CHS (454-455)) (120-455)], (134-
214')-disulfure avec la chaîne légère kappa Mus 
musculus (1'-214') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV10-
96*01 (93.7%) -IGKJ1*02 (100%)) CDR-IMGT [6.3.9] 
(27-32.50-52.99-107) (1'-106') -Mus musculus 
IGKC*01 (100%) (108'-214')];  
dimère (228-228":231-231":234-234":237-237")-
tétrakisdisulfure, produite dans la lignée cellulaire de 
myélome murin SP2/0-Ag14, glycoforme alfa
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docaravimab inmunoglobulina G2B-kappa, anti-[ectodominio epítopo G-III 

glicoproteína del virus de la rabia cepa ERA (Evelyn-Rockitniki-
Abelseth)], anticuerpo monoclonal Mus musculus;  
cadena pesada gamma2b Mus musculus (1-455) [VH (Mus 
musculus IGHV2-6-7*01 (92.8%) -(IGHD) -IGHJ2*01 (100%)) 
CDR-IMGT [8.7.13] (26-33.51-57.96-108) (1-119) -Mus musculus 
IGHG2B*02 (CH1 (120-216), bisagra 1-22 (217-238), CH2 (239-
348), CH3 (349-453), CHS (454-455)) (120-455)], (134-214')-
disulfuro con la cadena ligera kappa Mus musculus (1'-214') [V-
KAPPA (Mus musculus IGKV10-96*01 (93.7%) -IGKJ1*02 
(100%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-52.99-107) (1'-106') -Mus 
musculus IGKC*01 (100%) (108'-214')];  
dímero (228-228":231-231":234-234":237-237")-tetrakisdisulfuro, 
producida en la línea celular de mieloma murino SP2/0-Ag14, 
glicoforma alfa

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

QVQLKESGPG LLAPSQSLSI TCTVSGFSLT GHGVNWVRQP PGKGLEWLGI 50
IWADGTTNYN SALKSRLSIS KDNSKSQVFL KMNSLQTDDT ASYYCAREGD 100 
ISGYYFDYWG QGTTLTVSSA KTTPPSVYPL APGCGDTTGS SVTLGCLVKG 150
YFPESVTVTW NSGSLSSSVH TFPALLQSGL YTMSSSVTVP SSTWPSQTVT 200
CSVAHPASST TVDKKLEPSG PISTINPCPP CKECHKCPAP NLEGGPSVFI 250
FPPNIKDVLM ISLTPKVTCV VVDVSEDDPD VQISWFVNNV EVHTAQTQTH 300
REDYNSTIRV VSTLPIQHQD WMSGKEFKCK VNNKDLPSPI ERTISKIKGL 350
VRAPQVYILP PPAEQLSRKD VSLTCLVVGF NPGDISVEWT SNGHTEENYK 400
DTAPVLDSDG SYFIYSKLNM KTSKWEKTDS FSCNVRHEGL KNYYLKKTIS 450
RSPGK 455

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
DVQMTQTTSS LSASLGDRVT ITCRPSQDIN NYLSWYQQKP DGTVKLLIYY 50 
TSRLHSGVPS RFSGSGSGTD YSLTISNLEQ EDFATYFCQQ GNTLPPTFGG 100 
GTKLEIKRAD AAPTVSIFPP SSEQLTSGGA SVVCFLNNFY PKDINVKWKI 150 
DGSERQNGVL NSWTDQDSKD STYSMSSTLT LTKDEYERHN SYTCEATHKT 200 
STSPIVKSFN RNEC 214

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-95 146-201 269-329 375-433

22''-95'' 146''-201'' 269''-329'' 375''-433''
Intra-L (C23-C104) 23'-88' 134'-194'

23'''-88''' 134'''-194'''
Inter-H-L (CH1 11-CL 126) 134-214' 134''-214'''
Inter-H-H (h 12, h 15, h 18, h 21) 228-228'' 231-231'' 234-234'' 237-237''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
305, 305''
Fucosylated complex bi-antennary Sp2/0-type glycans / glycanes de type Sp2/0 bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo Sp2/0 biantenarios complejos fucosilados

 

 
ebopiprantum 
ebopiprant (3S)-3-[(2S)-3-([1,1'-biphenyl]-4-sulfonyl)-1,3-thiazolidine-2-

carboxamido]-3-(4-fluorophenyl)propyl L-valinate  

ébopiprant L-valinate de (3S)-3-[(2S)-3-([1,1'-biphényl]-4-sulfonyl)-1,3-
thiazolidine-2-carboxamido]-3-(4-fluorophényl)propyle 

ebopiprant L-valinato de (3S)-3-[(2S)-3-([1,1'-bifenil]-4-sulfonil)-1,3-
tiazolidina-2-carboxamido]-3-(4-fluorofenil)propilo 

 

 C30H34FN3O5S2 
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efanesoctocogum alfa #
efanesoctocog alfa human coagulation factor VIII (FVIII, antihemophilic factor, AHF, 

procoagulant component) with replaced B-domain (746-1648)-
sequence [FVIII domains A1-a1-A2-a2 (1-740) and N-terminal  
B-domain fragment (741-745), fused via a synthetic 291-peptide linker 
of 24 repeating 12-peptides (4 types) (746-1033) plus tripeptide ASS 
(1034-1036) to the FVIII C-terminal (1649-2332)-domains a3-A3-C1-
C2 (1037-1720)], fused to a human immunoglobulin G1 C-terminal 
K>del Fc fragment (1721-1946), (1726-663':1729-666')-bisdisulfide 
with the TIL3-D3-TIL4 domain-containing fragment 742-1218 of the 
human von Willebrand factor (1'-477') [(C1077>A336',C1120>A379')-mutant] 
fused via a synthetic 148-peptide linker of 12 repeating 12-peptides (4 
types) plus tetrapeptide GASS (478'-625') to a thrombin cleavable 
FVIII fragment 712-743 (626'-657') [thrombin-cleavable acidic region 2 
plus B3 domain (1-3)-peptide] fused to a human immunoglobulin G1 
C-terminal K>del Fc fragment (658'-883'), produced in human 
embryonic kidney 293 (HEK293) cells, glycoform alfa 

éfanésoctocog alfa facteur de coagulation VIII humain (FVIII, facteur antihémophilique, 
AHF, composant procoagulant) dont le domaine B a été remplacé 
(746-1648) [domaines A1-a1-A2-a2 du FVIII (1-740) et fragment  
N-terminal du domaine B (741-745), fusionné via un peptide 
synthétique de 291 acides aminés, fait de 24 peptides de 12 acides 
aminés chacun, se répétant (4 types) (746-1033), et d'un tripeptide 
ASS (1034-1036), à la partie C-terminale des domaines a3-A3-C1-C2 
1649-2332 du FVIII (1037-1720)], fusionné au fragment Fc C-terminal 
K>del de l'immunoglobuline G1 humaine (1721-1946), (1726-
663':1729-666') lié par des ponts disulfure au fragment contenant le 
domaine TIL3-D3-TIL4 du facteur de von Willebrand humain 742-1218 
(1'-477') [(C1077>A336',C1120>A379')-mutant] fusionné via un peptide 
synthétique de 148 acides aminés, fait de 12 peptides de 12 acides 
aminés chacun, se répétant (4 types), plus un tétrapeptide GASS 
(478'-625'), à un fragment du FVIII clivable par la thrombine 712-743 
(626'-657') [région 2 acide clivable par la thrombine plus le (1-3)-
peptide du domaine B3] fusionné au fragment Fc C-terminal K>del de 
l'immunoglobuline G1 humaine (658'-883'), produit dans des cellules 
rénales embryonnaires humaines 293 (HEK293), glycoforme alfa 

efanesoctocog alfa factor de coagulación VIII humano (FVIII, factor antihemofílico, AHF, 
componente procoagulante) en el dominio B reemplazado (746-1648) 
[dominios A1-a1-A2-a2 del FVIII (1-740) y fragmento N-terminal del 
dominio B (741-745), fusionado a través de un péptido sintético de 
291 aminoácidos, hecho de 24 péptidos de 12 aminoácidos cada uno, 
que se repiten (4 tipos) (746-1033), y de un tripéptido ASS (1034-
1036), con la parte C-terminal de los dominios a3-A3-C1-C2 1649-
2332 del FVIII (1037-1720)], fusionado con el fragmento Fc C-terminal 
K>del de la inmunoglobulina G1 humana (1721-1946), (1726-
663':1729-666') unido por puentes disulfuro con el fragmento que 
contiene el dominio TIL3-D3-TIL4 del factor de von Willebrand 
humano 742-1218 (1'-477') [(C1077>A336',C1120>A379')-mutante] 
fusionado a través de un péptido sintético de 148 aminoácidos, hecho 
de 12 péptidos de 12 aminoácidos cada uno, que se repiten (4 tipos), 
además un tetrapéptido GASS (478'-625'), con un fragmento del FVIII 
escindible por la trombina 712-743 (626'-657') [región 2 ácido 
escindible por la trombina además el (1-3)-péptido del dominio B3] 
fusionado con el fragmento Fc C-terminal K>del de la 
inmunoglobulina G1 humana (658'-883'), producido en las células 
renales embrionarias humanas 293 (HEK293), glicoforma alfa 
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 Sequence / Séquence / Secuencia

(a) BddFVIII-Fc chain:
ATRRYYLGAV ELSWDYMQSD LGELPVDARF PPRVPKSFPF NTSVVYKKTL FVEFTDHLFN IAKPRPPWMG LLGPTIQAEV 80
YDTVVITLKN MASHPVSLHA VGVSYWKASE GAEYDDQTSQ REKEDDKVFP GGSHTYVWQV LKENGPMASD PLCLTYSYLS 160
HVDLVKDLNS GLIGALLVCR EGSLAKEKTQ TLHKFILLFA VFDEGKSWHS ETKNSLMQDR DAASARAWPK MHTVNGYVNR 240
SLPGLIGCHR KSVYWHVIGM GTTPEVHSIF LEGHTFLVRN HRQASLEISP ITFLTAQTLL MDLGQFLLFC HISSHQHDGM 320
EAYVKVDSCP EEPQLRMKNN EEAEDYDDDL TDSEMDVVRF DDDNSPSFIQ IRSVAKKHPK TWVHYIAAEE EDWDYAPLVL 400
APDDRSYKSQ YLNNGPQRIG RKYKKVRFMA YTDETFKTRE AIQHESGILG PLLYGEVGDT LLIIFKNQAS RPYNIYPHGI 480
TDVRPLYSRR LPKGVKHLKD FPILPGEIFK YKWTVTVEDG PTKSDPRCLT RYYSSFVNME RDLASGLIGP LLICYKESVD 560
QRGNQIMSDK RNVILFSVFD ENRSWYLTEN IQRFLPNPAG VQLEDPEFQA SNIMHSINGY VFDSLQLSVC LHEVAYWYIL 640
SIGAQTDFLS VFFSGYTFKH KMVYEDTLTL FPFSGETVFM SMENPGLWIL GCHNSDFRNR GMTALLKVSS CDKNTGDYYE 720
DSYEDISAYL LSKNNAIEPR SFSQNGTSES ATPESGPGSE PATSGSETPG TSESATPESG PGSEPATSGS ETPGTSESAT 800
PESGPGTSTE PSEGSAPGSP AGSPTSTEEG TSESATPESG PGSEPATSGS ETPGTSESAT PESGPGSPAG SPTSTEEGSP 880
AGSPTSTEEG TSTEPSEGSA PGTSESATPE SGPGTSESAT PESGPGTSES ATPESGPGSE PATSGSETPG SEPATSGSET 960
PGSPAGSPTS TEEGTSTEPS EGSAPGTSTE PSEGSAPGSE PATSGSETPG TSESATPESG PGTSTEPSEG SAPASSEITR 1040
TTLQSDQEEI DYDDTISVEM KKEDFDIYDE DENQSPRSFQ KKTRHYFIAA VERLWDYGMS SSPHVLRNRA QSGSVPQFKK 1120
VVFQEFTDGS FTQPLYRGEL NEHLGLLGPY IRAEVEDNIM VTFRNQASRP YSFYSSLISY EEDQRQGAEP RKNFVKPNET 1200
KTYFWKVQHH MAPTKDEFDC KAWAYFSDVD LEKDVHSGLI GPLLVCHTNT LNPAHGRQVT VQEFALFFTI FDETKSWYFT 1280
ENMERNCRAP CNIQMEDPTF KENYRFHAIN GYIMDTLPGL VMAQDQRIRW YLLSMGSNEN IHSIHFSGHV FTVRKKEEYK 1360
MALYNLYPGV FETVEMLPSK AGIWRVECLI GEHLHAGMST LFLVYSNKCQ TPLGMASGHI RDFQITASGQ YGQWAPKLAR 1440
LHYSGSINAW STKEPFSWIK VDLLAPMIIH GIKTQGARQK FSSLYISQFI IMYSLDGKKW QTYRGNSTGT LMVFFGNVDS 1520
SGIKHNIFNP PIIARYIRLH PTHYSIRSTL RMELMGCDLN SCSMPLGMES KAISDAQITA SSYFTNMFAT WSPSKARLHL 1600
QGRSNAWRPQ VNNPKEWLQV DFQKTMKVTG VTTQGVKSLL TSMYVKEFLI SSSQDGHQWT LFFQNGKVKV FQGNQDSFTP 1680
VVNSLDPPLL TRYLRIHPQS WVHQIALRME VLGCEAQDLY DKTHTCPPCP APELLGGPSV FLFPPKPKDT LMISRTPEVT 1760
CVVVDVSHED PEVKFNWYVD GVEVHNAKTK PREEQYNSTY RVVSVLTVLH QDWLNGKEYK CKVSNKALPA PIEKTISKAK 1840
GQPREPQVYT LPPSRDELTK NQVSLTCLVK GFYPSDIAVE WESNGQPENN YKTTPPVLDS DGSFFLYSKL TVDKSRWQQG 1920
NVFSCSVMHE ALHNHYTQKS LSLSPG 1946

(b) vWF fragment-FVIII a2-Fc chain:
SLSCRPPMVK LVCPADNLRA EGLECTKTCQ NYDLECMSMG CVSGCLCPPG MVRHENRCVA LERCPCFHQG KEYAPGETVK 80
IGCNTCVCRD RKWNCTDHVC DATCSTIGMA HYLTFDGLKY LFPGECQYVL VQDYCGSNPG TFRILVGNKG CSHPSVKCKK 160
RVTILVEGGE IELFDGEVNV KRPMKDETHF EVVESGRYII LLLGKALSVV WDRHLSISVV LKQTYQEKVC GLCGNFDGIQ 240
NNDLTSSNLQ VEEDPVDFGN SWKVSSQCAD TRKVPLDSSP ATCHNNIMKQ TMVDSSCRIL TSDVFQDCNK LVDPEPYLDV 320
CIYDTCSCES IGDCAAFCDT IAAYAHVCAQ HGKVVTWRTA TLCPQSCEER NLRENGYEAE WRYNSCAPAC QVTCQHPEPL 400
ACPVQCVEGC HAHCPPGKIL DELLQTCVDP EDCPVCEVAG RRFASGKKVT LNPSDPEHCQ ICHCDVVNLT CEACQEPGTS 480
ESATPESGPG SEPATSGSET PGTSESATPE SGPGSEPATS GSETPGTSES ATPESGPGTS TEPSEGSAPG SPAGSPTSTE 560
EGTSESATPE SGPGSEPATS GSETPGTSES ATPESGPGSP AGSPTSTEEG SPAGSPTSTE EGASSDKNTG DYYEDSYEDI 640
SAYLLSKNNA IEPRSFSDKT HTCPPCPAPE LLGGPSVFLF PPKPKDTLMI SRTPEVTCVV VDVSHEDPEV KFNWYVDGVE 720
VHNAKTKPRE EQYNSTYRVV SVLTVLHQDW LNGKEYKCKV SNKALPAPIE KTISKAKGQP REPQVYTLPP SRDELTKNQV 800
SLTCLVKGFY PSDIAVEWES NGQPENNYKT TPPVLDSDGS FFLYSKLTVD KSRWQQGNVF SCSVMHEALH NHYTQKSLSL 880
SPG 883

Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
(a) 153-179, 248-329, 528-554, 630-711, 1220-1246, 1287-1291, 1409-1557, 1562-1714, 1761-1821, 1867-1925

(Cys-SH: 310, 692, 1388);
(b) 4'-45', 13'-41', 25'-36', 29'-64', 47'-58', 66'-88', 83'-100', 86'-95', 104'-233', 126'-268', 135'-230',

151'-158', 283'-326', 297'-321', 308'-348', 328'-334', 338'-363', 367'-410', 386'-406', 390'-402',
394'-433', 414'-427', 436'-464', 459'-474', 462'-471', 698'-758', 804'-862'

(a)-(b) intermolecular: 1726-663', 1729-666'

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
N41, N239, N1198, N1506, N1797 and N94', N384', N734'

O-glycosylation sites / Sites de O-glycosylation / Posiciones de O-glicosilación
potentially each Ser and Thr in the linker peptides
746-1036 and 478'-625'

Tyr-sulfation sites / Sites de Tyr-sulfation / Posiciones de Tyr-sulfación
346, 718, 719, 723, 729, 1052, 1068 and 632', 633', 637', 643'   

 
eflepedocokinum alfa #
eflepedocokin alfa human interleukin 22 (IL22, cytokine Zcyto18, IL10-

related T-cell-derived inducible factor, IL-TIF) (1-146), 
fused via a GSG3S(G4S)2 peptide linker (147-162) to a 
human immunoglobulin G2 C-terminal Fc fragment 
(163-385), P269>S-mutant S316>A-variant, dimer (165-
165':168-168')-bisdisulfide, produced in Chinese 
hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa
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eflépédocokine alfa interleukine 22 humaine (IL22, cytokine Zcyto18, 

facteur inductible dérivé des lymphocytes T lié à IL10, 
IL-TIF) (1-146), fusionnée via un peptide liant 
GSG3S(G4S)2 (147-162) au fragment Fc C-terminal de 
l'immunoglobuline G2 humaine (163-385), P269>S-
mutant S366>A-variant, dimère (165-165':168-168')-
bisdisulfure, produit dans des cellules ovariennes de 
hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 

eflepedocokina alfa interleukina 22 humana (IL22, citoquina Zcyto18, 
factor inducible derivado de los linfocitos T relacionado 
con IL10, IL-TIF) (1-146), fusionada a través de un 
péptido que se une a GSG3S(G4S)2 (147-162) con el 
fragmento Fc C-terminal de la inmunoglobulina G2 
humana (163-385), P269>S-mutante S366>A-variante, 
dímero (165-165':168-168')-bisdisulfuro, producido en 
las células ováricas de hamster chino (CHO), 
glicoforma alfa

 

 
 Sequence / Séquence / Secuencia

APISSHCRLD KSNFQQPYIT NRTFMLAKEA SLADNNTDVR LIGEKLFHGV 50 
SMSERCYLMK QVLNFTLEEV LFPQSDRFQP YMQEVVPFLA RLSNRLSTCH 100 
IEGDDLHIQR NVQKLKDTVK KLGESGEIKA IGELDLLFMS LRNACIGSGG 150 
GSGGGGSGGG GSVECPPCPA PPVAGPSVFL FPPKPKDTLM ISRTPEVTCV 200 
VVDVSHEDPE VQFNWYVDGV EVHNAKTKPR EEQFNSTFRV VSVLTVVHQD 250 
WLNGKEYKCK VSNKGLPASI EKTISKTKGQ PREPQVYTLP PSREEMTKNQ 300 
VSLTCLVKGF YPSDIAVEWE SNGQPENNYK TTPPMLDSDG SFFLYSKLTV 350 
DKSRWQQGNV FSCSVMHEAL HNHYTQKSLS LSPGK 385 

Post-translational modifications / Modifications post-traductionnelles / Modificaciones
postraduccionales

Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
intramolecular: 7-99 56-145 199-259 305-363

7'-99' 56'-145' 199'-259' 305'-363'
intermolecular: 165-165' 168-168'

Glycosylation sites / Sites de glycosylation / Posiciones de glicosilación
N21, N35, N64, N235 N21', N35', N64', N235'
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / Glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / Glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados

C-terminal lysine clipping / Coupure de la lysine C-terminale / supresión de lisina C-terminal
H CHS K2: 385, 385'   

 
efmarodocokinum alfa #
efmarodocokin alfa human interleukin 22 (IL22, cytokine Zcyto18, IL10-

related T-cell-derived inducible factor, IL-TIF) (1-146), 
fused to a human immunoglobulin G4 C-terminal Fc 
fragment (147-377), S158>P, N227>G-mutant; dimer 
(156-156':159-159')-bisdisulfide, produced in Chinese 
hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

efmarodocokine alfa interleukine 22 humaine (IL22, cytokine Zcyto18, 
facteur inductible dérivé des lymphocytes lié à l'IL10, 
IL-TIF) (1-146), fusionnée au fragment Fc C-terminal 
de l'immunoglobuline G4 humaine (147-377), mutant 
S158>P, N227>G, dimère (156-156':159-159')-
bisdisulfure, produit dans des cellules ovariennes de 
hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 

efmarodocokina alfa interleukina 22 humana (IL22, citoquina Zcyto18, IL10-
relacionada factor inducible derivado de células T, IL-
TIF) (1-146), fusionada con el fragmento Fc C-terminal 
de la inmunoglobulina G4 humana (147-377), mutante 
S158>P, N227>G, dímero (156-156':159-159')-
bisdisulfuro, producido en las células ováricas de 
hamster chino (CHO), glicoforma alfa
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 Sequence / Séquence / Secuencia

APISSHCRLD KSNFQQPYIT NRTFMLAKEA SLADNNTDVR LIGEKLFHGV 50 
SMSERCYLMK QVLNFTLEEV LFPQSDRFQP YMQEVVPFLA RLSNRLSTCH 100 
IEGDDLHIQR NVQKLKDTVK KLGESGEIKA IGELDLLFMS LRNACIRVES 150 
KYGPPCPPCP APEFLGGPSV FLFPPKPKDT LMISRTPEVT CVVVDVSQED 200 
PEVQFNWYVD GVEVHNAKTK PREEQFGSTY RVVSVLTVLH QDWLNGKEYK 250 
CKVSNKGLPS SIEKTISKAK GQPREPQVYT LPPSQEEMTK NQVSLTCLVK 300 
GFYPSDIAVE WESNGQPENN YKTTPPVLDS DGSFFLYSRL TVDKSRWQEG 350 
NVFSCSVMHE ALHNHYTQKS LSLSLGK 377

Post-translational modifications / Modifications post-traductionnelles / Modificaciones
postraduccionales

Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
intramolecular: 7-99 56-145 191-251 297-355

7'-99' 56'-145' 191'-251' 297'-355'
intermolecular: 156-156' 159-159'

Glycosylation sites / Sites de glycosylation / Posiciones de glicosilación
N21, N35, N64, N143 N21', N35', N64', N143'
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / Glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / Glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados

C-terminal lysine clipping / Coupure de la lysine C-terminale / supresión de lisina C-terminal
H CHS K2: 377, 377'

 

 
eliapixantum 
eliapixant 3-(5-methyl-1,3-thiazol-2-yl)-5-{[(3R)-oxolan-3-yl]oxy}-

N-{(1R)-1-[2-(trifluoromethyl)pyrimidin-5-
yl]ethyl}benzamide 

éliapixant 3-(5-méthyl-1,3-thiazol-2-yl)-5-{[(3R)-oxolan-3-yl]oxy}-
N-{(1R)-1-[2-(trifluorométhyl)pyrimidin-5-
yl]éthyl}benzamide 

eliapixant 3-(5-metil-1,3-tiazol-2-il)-5-{[(3R)-oxolan-3-il]oxi}-N-
{(1R)-1-[2-(trifluorometil)pirimidin-5-il]etil}benzamida 

 

 C22H21F3N4O3S
 

 

 
elinzanetantum 
elinzanetant 2-[3,5-bis(trifluoromethyl)phenyl]-N-{4-(4-fluoro-2-

methylphe-nyl)-6-[(7S,9aS)-7-
(hydroxymethyl)hexahydropyrazino[2,1-c][1,4]oxazin-
8(1H)-yl]pyridin-3-yl}-N,2-dimethylpropanamide 

élinzanétant 2-[3,5-bis(trifluorométhyl)phényl]-N-{4-(4-fluoro-2-
méthylphényl)-6-[(7S,9aS)-7-
(hydroxyméthyl)hexahydropyrazino[2,1-c][1,4]oxazin-
8(1H)-yl]pyridin-3-yl}-N,2-diméthylpropanamide 

elinzanetant 2-[3,5-bis(trifluorometil)fenil]-N-{4-(4-fluoro-2-
metilfenil)-6-[(7S,9aS)-7-
(hidroximetil)hexahidropirazino[2,1-c][1,4]oxazin-
8(1H)-il]piridin-3-il}-N,2-dimetilpropanamida 
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 C33H35F7N4O3
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enflicoxibum 
enflicoxib rac-4-[(5R)-5-(2,4-difluorophenyl)-3-(trifluoromethyl)-

4,5-dihydro-1H-pyrazol-1-yl]benzene-1-sulfonamide 

enflicoxib rac-4-[(5R)-5-(2,4-difluorophényl)-3-(trifluorométhyl)-
4,5-dihydro-1H-pyrazol-1-yl]benzène-1-sulfonamide 

enflicoxib rac-4-[(5R)-5-(2,4-difluorofenil)-3-(trifluorometil)-4,5-
dihidro-1H-pirazol-1-il]benceno-1-sulfonamida 

 

 C16H12F5N3O2S 

 

  

 
esamisulpridum 
esamisulpride 4-amino-5-(ethanesulfonyl)-N-{[(2S)-1-ethylpyrrolidin-

2-yl]methyl}-2-methoxybenzamide 

ésamisulpride 4-amino-5-(éthanesulfonyl)-N-{[(2S)-1-éthylpyrrolidin-
2-yl]méthyl}-2-méthoxybenzamide 

esamisulprida 4-amino-5-(etanosulfonil)-N-{[(2S)-1-etilpirrolidin-2-
il]metil}-2-metoxibenzamida 

 

 C17H27N3O4S 

 

 

 
exalurenum 
exaluren 4-O-(2-amino-2,7-dideoxy-D-glycero-α-D-gluco-

heptopyranosyl)-5-O-(5-amino-5,6-dideoxy-α-L-
talofuranosyl)-2-deoxy-D-streptamine 

exalurène 4-O-(2-amino-2,7-didésoxy-D-glycéro-α-D-gluco-
heptopyranosyl)-5-O-(5-amino-5,6-didésoxy-α-L-
talofuranosyl)-2-désoxy-D-streptamine
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exalureno 4-O-(2-amino-2,7-didesoxi-D-glicero-α-D-gluco-
heptopiranosil)-5-O-(5-amino-5,6-didesoxi-α-L-
talofuranosil)-2-desoxi-D-estreptamina 

 

 C19H38N4O10 

 

H2N

NH2

HO O

O

O

H2N OH

OH

CH3

HO

O

OH

OH

H3C NH2

H

H

 

 
ezabenlimabum #
ezabenlimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens 

PDCD1 (programmed cell death 1, PD-1, PD1, 
CD279)], humanized monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain humanized (1-446) [VH (Homo 
sapiens IGHV3-23*04 (86.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(100%)) [8.8.13] (1-120)-Homo sapiens IGHG4*01, 
G4v5 h P10 (CH1 (121-218), hinge 1-12 S10>P (228) 
(219-230), CH2 (231-340), CH3 (341-445), CHS 
K2>del (446)) (121-446)], (134-218')-disulfide with 
kappa light chain humanized (1'-218') [V-KAPPA 
(Homo sapiens IGKV3D-11*01 (79.8%) -IGKJ2*02 
(100%)) [10.3.9] (1'-111') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%), Km3 A45.1 (157), V101 (195) (112'-218')];  
dimer (226-226":229-229")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

ézabenlimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
PDCD1 (protéine 1 de mort cellulaire programmée, 
PD-1, PD1, CD279)], anticorps monoclonal humanisé;  
chaîne lourde gamma4 humanisée (1-446) [VH (Homo 
sapiens IGHV3-23*04 (86.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(100%)) [8.8.13] (1-120) -Homo sapiens IGHG4*01, 
G4v5 h P10 (CH1 (121-218), charnière 1-12 S10>P 
(228) (219-230), CH2 (231-340), CH3 (341-445), CHS 
K2>del (446)) (121-446)], (134-218')-disulfure avec la 
chaîne légère kappa humanisée (1'-218') [V-KAPPA 
(Homo sapiens IGKV3D-11*01 (79.8%) -IGKJ2*02 
(100%)) [10.3.9] (1'-111') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%), Km3 A45.1 (157), V101 (195) (112'-218')];  
dimère (226-226":229-229")-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

ezabenlimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
PDCD1 (proteína 1 de muerte celular programada, 
PD-1, PD1, CD279)], anticuerpo monoclonal 
humanizado;  

 

 
 



Recommended INN: List 84 WHO Drug Information, Vol. 34, No. 3, 2020 

720

 
 

 cadena pesada gamma4 humanizada (1-446) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-23*04 (86.7%) -(IGHD) -
IGHJ4*01 (100%)) [8.8.13] (1-120) -Homo sapiens 
IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (121-218), bisagra 1-12 
S10>P (228) (219-230), CH2 (231-340), CH3 (341-
445), CHS K2>del (446)) (121-446)], (134-218')-
disulfuro con la cadena ligera kappa humanizada (1'-
218') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3D-11*01 
(79.8%) -IGKJ2*02 (100%)) [10.3.9] (1'-111') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (157), V101 
(195) (112'-218')];  
dímero (226-226":229-229")-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa

 

 
 

  

 
 
 

ezeprogindum 
ezeprogind N-[3-(4-{3-[bis(2-methylpropyl)amino]propyl}piperazin-

1-yl)propyl]-1H-benzimidazol-2-amine 

ézéprogind N-[3-(4-{3-[bis(2-méthylpropyl)amino]propyl}pipérazin-
1-yl)propyl]-1H-benzimidazol-2-amine 

ezeprogind N-[3-(4-{3-[bis(2-metilpropil)amino]propil}piperazin-1-
il)propil]-1H-benzimidazol-2-amino 

 

 C25H44N6 
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feladilimabum # 
feladilimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens ICOS 

(inducible T-cell costimulator, activation-inducible 
lymphocyte immunomediatory molecule, AILIM, 
CD278)], humanized monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain humanized (1-448) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-69*04 (84.7%) -(IGHD) -IGHJ6*01 
(100%)) [8.8.14] (1-121) -Homo sapiens IGHG4*01, 
G4v5 h P10, G4v3 CH2 E1.2 (CH1 (122-219), hinge 1-
12 S10>P (229)(220-231), CH2 L1.2>E (236) (232-
341), CH3 (342-446), CHS (447-448)) (122-448)], 
(135-213')-disulfide with kappa light chain humanized 
(1'-213') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-11*01 
(85.3%) -IGKJ2*01 (100%)) [5.3.9] (1'-106') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (152), V101 
(190) (107'-213')];  
dimer (227-227'':230-230'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

féladilimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens ICOS 
(costimulateur inductible du lymphocyte T, molécule 
immunomédiateur lymphocytaire inductible par 
activation, AILIM, CD278)], anticorps monoclonal 
humanisé;  
chaîne lourde gamma4 humanisée (1-448) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-69*04 (84.7%) -(IGHD) - IGHJ6*01 
(100%)) [8.8.14] (1-121) -Homo sapiens IGHG4*01, 
G4v5 h P10, G4v3 CH2 E1.2 (CH1 (122-219), 
charnière 1-12 S10>P (229) (220-231), CH2 L1.2>E 
(236) (232-341), CH3 (342-446), CHS (447-448)) (122-
448)], (135-213')-disulfure avec la chaîne légère kappa 
humanisée (1'-213') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-
11*01 (85.3%) -IGKJ2*01 (100%)) [5.3.9] (1'-106') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (152), 
V101 (190) (107'-213')];  
dimère (227-227'':230-230'')-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

feladilimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens ICOS 
(coestimulador inducible del linfocito T, molécula 
inmunomediadora linfocitaria inducible para activación, 
AILIM, CD278)], anticuerpo monoclonal humanizado;  
cadena pesada gamma4 humanizada (1-448) [VH 
(Homo sapiens IGHV1-69*04 (84.7%) -(IGHD) - 
IGHJ6*01 (100%)) [8.8.14] (1-121) -Homo sapiens 
IGHG4*01, G4v5 h P10, G4v3 CH2 E1.2 (CH1 (122-
219), bisagra 1-12 S10>P (229) (220-231), CH2 
L1.2>E (236) (232-341), CH3 (342-446), CHS (447-
448)) (122-448)], (135-213')-disulfuro con la cadena 
ligera kappa humanizada (1'-213') [V-KAPPA (Homo 
sapiens IGKV3-11*01 (85.3%) -IGKJ2*01 (100%)) 
[5.3.9] (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 
A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dímero (227-227'':230-230'')-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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felzartamabum # 
felzartamab immunoglobulin G1-lambda, anti-[Homo sapiens CD38 

(ADP-ribosyl cyclase 1, cyclic ADP-ribose hydrolase 1, 
cADPr hydrolase 1, T10)], humanized monoclonal 
antibody;  
gamma1 heavy chain (1-450) [VH (Homo sapiens 
IGHV3-30*01 (90.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) 
CDR-IMGT [8.8.13] (26-33.51-58.97-109) (1-120) -
Homo sapiens IGHG1*03 (100%) G1m3, nG1m1 (CH1 
R120 (217) (121-218), hinge 1-15 (219-233), CH2 
(234-343), CH3 E12 (359), M14 (361) (344-448), CHS 
(449-450)) (121-450)], (223-212')-disulfide with lambda 
light chain (1'-213') [V-LAMBDA (Homo sapiens 
IGLV3-1*01 (84.1%) -IGLJ3*02 (100%)) CDR-IMGT 
[6.3.10] (26-31.49-51.88-97) (1'-107') -Homo sapiens 
IGLC2*01 (100%) (108'-213')];  
dimer (229-229'':232-232'')-bisdisulfide, produced in 
human cell line PER.C6, glycoform alfa 

felzartamab immunoglobuline G1-lambda, anti-[Homo sapiens 
CD38 (ADP-ribosyl cyclase 1, ADP-ribose cyclique 
hydrolase 1, cADPr hydrolase 1, T10)], anticorps 
monoclonal humanisé ;  
chaîne lourde gamma1 (1-450) [VH (Homo sapiens 
IGHV3-30*01 (90.8%) -(IGHD) - IGHJ4*01 (92.9%)) 
CDR-IMGT [8.8.13] (26-33.51-58.97-109) (1-120) -
Homo sapiens IGHG1*03 (100%) G1m3, nG1m1 (CH1 
R120 (217) (121-218), charnière 1-15 (219-233), CH2 
(234-343), CH3 E12 (359), M14 (361) (344-448), CHS 
(449-450)) (121-450)], (223-212')-disulfure avec la 
chaîne légère lambda (1'-213') [V-LAMBDA (Homo 
sapiens IGLV3-1*01 (84.1%) -IGLJ3*02 (100%)) CDR-
IMGT [6.3.10] (26-31.49-51.88-97) (1'-107') -Homo 
sapiens IGLC2*01 (100%) (108'-213')];  
dimère (229-229'':232-232'')-bisdisulfure, produite 
dans des cellules humaines PER.C6, glycoforme alfa 
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felzartamab inmunoglobulina G1-lambda, anti-[Homo sapiens CD38 (ADP-
ribosil ciclasa 1, ADP-ribosa cíclica hidrolasa 1, cADPr hidrolasa 
1, T10)], anticuerpo monoclonal humanizado ;  
cadena pesada gamma1 (1-450) [VH (Homo sapiens IGHV3-
30*01 (90.8%) -(IGHD) - IGHJ4*01 (92.9%)) CDR-IMGT [8.8.13] 
(26-33.51-58.97-109) (1-120) -Homo sapiens IGHG1*03 (100%) 
G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (217) (121-218), bisagra 1-15 (219-
233), CH2 (234-343), CH3 E12 (359), M14 (361) (344-448), CHS 
(449-450)) (121-450)], (223-212')-disulfuro con la cadena ligera 
lambda (1'-213') [V-LAMBDA (Homo sapiens IGLV3-1*01 (84.1%) 
-IGLJ3*02 (100%)) CDR-IMGT [6.3.10] (26-31.49-51.88-97) (1'-
107') -Homo sapiens IGLC2*01 (100%) (108'-213')];  
dímero (229-229'':232-232'')-bisdisulfuro, producida por células 
humanas PER.C6, glicoforma alfa

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

QVQLVESGGG LVQPGGSLRL SCAASGFTFS SYYMNWVRQA PGKGLEWVSG 50
ISGDPSNTYY ADSVKGRFTI SRDNSKNTLY LQMNSLRAED TAVYYCARDL 100
PLVYTGFAYW GQGTLVTVSS ASTKGPSVFP LAPSSKSTSG GTAALGCLVK 150
DYFPEPVTVS WNSGALTSGV HTFPAVLQSS GLYSLSSVVT VPSSSLGTQT 200
YICNVNHKPS NTKVDKRVEP KSCDKTHTCP PCPAPELLGG PSVFLFPPKP 250
KDTLMISRTP EVTCVVVDVS HEDPEVKFNW YVDGVEVHNA KTKPREEQYN 300
STYRVVSVLT VLHQDWLNGK EYKCKVSNKA LPAPIEKTIS KAKGQPREPQ 350
VYTLPPSREE MTKNQVSLTC LVKGFYPSDI AVEWESNGQP ENNYKTTPPV 400
LDSDGSFFLY SKLTVDKSRW QQGNVFSCSV MHEALHNHYT QKSLSLSPGK 450

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
DIELTQPPSV SVAPGQTARI SCSGDNLRHY YVYWYQQKPG QAPVLVIYGD 50
SKRPSGIPER FSGSNSGNTA TLTISGTQAE DEADYYCQTY TGGASLVFGG 100
GTKLTVLGQP KAAPSVTLFP PSSEELQANK ATLVCLISDF YPGAVTVAWK 150
ADSSPVKAGV ETTTPSKQSN NKYAASSYLS LTPEQWKSHR SYSCQVTHEG 200
STVEKTVAPT ECS 213

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 147-203 264-324 370-428

22''-96'' 147''-203'' 264''-324'' 370''-428''
Intra-L (C23-C104) 22'-87' 135'-194'

22'''-87''' 135'''-194'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 223-212' 223''-212'''
Inter-H-H (h 11, h 14) 229-229'' 232-232''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
300, 300''
Fucosylated complex bi-antennary PER.C6-type glycans / glycanes de type PER.C6
bi-antennaires complexes fucosylés / glicanos de tipo PER.C6 biantenarios complejos
fucosilados

 

 
filapixantum 
filapixant 3-{[(2R)-4-methylmorpholin-2-yl]methoxy}-5-(5-methyl-1,3-thiazol-

2-yl)-N-{(1R)-1-[2-(trifluoromethyl)pyrimidin-5-yl]ethyl}benzamide 

filapixant 3-{[(2R)-4-méthylmorpholin-2-yl]méthoxy}-5-(5-méthyl-1,3-thiazol-
2-yl)-N-{(1R)-1-[2-(trifluorométhyl)pyrimidin-5-yl]éthyl}benzamide 

filapixant 3-{[(2R)-4-metilmorfolin-2-il]metoxi}-5-(5-metil-1,3-tiazol-2-il)-N-
{(1R)-1-[2-(trifluorometil)pirimidin-5-il]etil}benzamida 

 

 C24H26F3N5O3S 
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fosciclopiroxum 
fosciclopirox [(6-cyclohexyl-4-methyl-2-oxopyridin-1(2H)-

yl)oxy]methyl dihydrogen phosphate 

fosciclopirox dihydrogénophosphate de [(6-cyclohexyl-4-méthyl-2-
oxopyridin-1(2H)-yl)oxy]méthyle 

fosciclopirox dihidrogenofosfato de [(6-ciclohexil-4-metil-2-
oxopiridin-1(2H)-il)oxi]metilo 

 

 C13H20NO6P
 

N
O

O

H3C

O
P

O

OHHO

 

 
fosifidancitinibum
fosifidancitinib (5-{[2-(4-fluoro-3-methoxy-5-methylanilino)-5-

methylpyrimidin-4-yl]amino}-2-oxo-1,3-benzoxazol-
3(2H)-yl)methyl dihydrogen phosphate 

fosifidancitinib dihydrogénophosphate de (5-{[2-(4-fluoro-3-methoxy-
5-methylanilino)-5-methylpyrimidin-4-yl]amino}-2-oxo-
1,3-benzoxazol-3(2H)-yl)méthyle 

fosifidancitinib dihidrogenofosfato de (5-{[2-(4-fluoro-5-metilanilino-3-
metoxi)-5-metilpirimidin-4-il]amino}-2-oxo-1,3-
benzoxazol-3(2H)-il)metilo 

 

 C21H21FN5O7P 

 

N
H

N

N

N
H

OCH3

F

CH3

H3C

N
O

O
O

P

O

OH

OH

 

 
genisteinum 
genistein 5,7-dihydroxy-3-(4-hydroxyphenyl)-4H-chromen-4-one 

génistéine 5,7-dihydroxy-3-(4-hydroxyphényl)-4H-chromén-4-one 

genisteína 5,7-dihidroxi-3-(4-hidroxifenil)-4H-cromen-4-ona 
 

 C15H10O5 

 

OH

HO

OH O

O

 

 



WHO Drug Information, Vol. 34, No. 3, 2020 Recommended INN: List 84

725

 
 

giloralimabum # 
giloralimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens CD40 

(tumor necrosis factor receptor super family member 5, 
TNFRSF5)], monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain (1-442) [VH (Homo sapiens 
IGHV4-59*01 (88.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (85.7%)) 
CDR-IMGT [9.7.5] (26-34.52-58.97-101) (1-112) -
Homo sapiens IGHG1*03v, G1m3>G1m17, nG1m1 
(CH1 R120>K (209) (113-210), hinge 1-15 (211-225), 
CH2 V37>E (268) (226-335), CH3 E12 (351), M14 
(353) (336-440), CHS (441-442)) (113-442)], (215-
219')-disulfide with kappa light chain (1'-219') [V-
KAPPA (Mus musculus IGKV1-122*01 (89.0%) -
IGKJ4*01 (91.7%)/Homo sapiens IGKV2-29*02 
(86.0%) -IGKJ2*02 (100%)) CDR-IMGT [11.3.9] (27-
37.55-57.94-102) (1'-112') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%) Km3 A45.1 (158), V101 (196) (113'-219')];  
dimer (221-221":224-224")-bisdisulfide 

giloralimab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens CD40 
(membre 5 de la superfamille des récepteurs du TNF, 
TNFRSF5)], anticorps monoclonal;  
chaîne lourde gamma1 (1-442) [VH (Homo sapiens 
IGHV4-59*01 (88.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (85.7%)) 
CDR-IMGT [9.7.5] (26-34.52-58.97-101) (1-112) -
Homo sapiens IGHG1*03v, G1m3>G1m17, nG1m1 
(CH1 R120>K (209) (113-210), charnière 1-15 (211-
225), CH2 V37>E (268) (226-335), CH3 E12 (351), 
M14 (353) (336-440), CHS (441-442)) (113-442)], 
(215-219')-disulfure avec la chaîne légère kappa (1'-
219') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV1-122*01 (89.0% 
-IGKJ4*01 (91.7%)/Homo sapiens IGKV2-29*02 
(86.0%) -IGKJ2*02 (100%)) CDR-IMGT [11.3.9] (27-
37.55-57.94-102) (1'-112') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%) Km3 A45.1 (158), V101 (196) (113'-219')];  
dimère (221-221":224-224")-bisdisulfure 

giloralimab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens CD40 
(miembro 5 de la superfamilia de los receptores del 
TNF, TNFRSF5)], anticuerpo monoclonal;  
cadena pesada gamma1 (1-442) [VH (Homo sapiens 
IGHV4-59*01 (88.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (85.7%)) 
CDR-IMGT [9.7.5] (26-34.52-58.97-101) (1-112) -
Homo sapiens IGHG1*03v, G1m3>G1m17, nG1m1 
(CH1 R120>K (209) (113-210), bisagra 1-15 (211-
225), CH2 V37>E (268) (226-335), CH3 E12 (351), 
M14 (353) (336-440), CHS (441-442)) (113-442)], 
(215-219')-disulfuro con la cadena ligera kappa (1'-
219') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV1-122*01 (89.0% 
-IGKJ4*01 (91.7%)/Homo sapiens IGKV2-29*02 
(86.0%) -IGKJ2*02 (100%)) CDR-IMGT [11.3.9] (27-
37.55-57.94-102) (1'-112') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%) Km3 A45.1 (158), V101 (196) (113'-219')];  
dímero (221-221":224-224")-bisdisulfuro
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giredestrantum 
giredestrant 3-[(1R,3R)-1-(2,6-difluoro-4-{[1-(3-

fluoropropyl)azetidin-3-yl]amino}phenyl)-3-methyl-
1,3,4,9-tetrahydro-2H-pyrido[3,4-b]indol-2-yl]-2,2-
difluoropropan-1-ol 

girédestrant 3-[(1R,3R)-1-(2,6-difluoro-4-{[1-(3-
fluoropropyl)azétidin-3-yl]amino}phényl)-3-méthyl-
1,3,4,9-tétrahydro-2H-pyrido[3,4-b]indol-2-yl]-2,2-
difluoropropan-1-ol 

giredestrant 3-[(1R,3R)-1-(2,6-difluoro-4-{[1-(3-fluoropropil)azetidin-
3-il]amino}fenil)-3-metil-1,3,4,9-tetrahidro-2H-
pirido[3,4-b]indol-2-il]-2,2-difluoropropan-1-ol 

 

 C27H31F5N4O 
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icenticaftorum 
icenticaftor 3-amino-6-methoxy-N-[(2S)-3,3,3-trifluoro-2-hydroxy-2-

methylpropyl]-5-(trifluoromethyl)pyridine-2-
carboxamide 

icenticaftor 3-amino-6-méthoxy-N-[(2S)-3,3,3-trifluoro-2-hydroxy-2-
méthylpropyl]-5-(trifluorométhyl)pyridine-2-
carboxamide 

icenticaftor 3-amino-6-metoxi-N-[(2S)-3,3,3-trifluoro-2-hidroxi-2-
metilpropil]-5-(trifluorometil)piridina-2-carboxamida 

 

 C12H13F6N3O3

 

 

 
icerguastatum 
icerguastat (2E)-2-[(2-chlorophenyl)methylidene]hydrazine-1-

carboximidamide 

icerguastat (2E)-2-[(2-chlorophényl)méthylidène]hydrazine-1-
carboximidamide 

icerguastat (2E)-2-[(2-clorofenil)metilideno]hidrazina-1-
carboximidamida 

 

 C8H9ClN4 
 

 

 
idetrexedum 
idetrexed N-(4-{[(6S)-2-(hydroxymethyl)-4-oxo-4,6,7,8-

tetrahydro-1H-cyclopenta[g]quinazolin-6-yl](prop-2-yn-
1-yl)amino}benzoyl)-L-γ-glutamyl-D-glutamic acid 

idétrexed acide N-(4-{[(6S)-2-(hydroxyméthyl)-4-oxo-4,6,7,8-
tétrahydro-1H-cyclopenta[g]quinazolin-6-yl](prop-2-yn-
1-yl)amino}benzoyl)-L-γ-glutamyl-D-glutamique 

idetrexed ácido N-(4-{[(6S)-2-(hidroximetil)-4-oxo-4,6,7,8-
tetrahidro-1H-ciclopenta[g]quinazolin-6-il](prop-2-in-1-
il)amino}benzoil)-L-γ-glutamil-D-glutámico 

 

 C32H33N5O10

 

N

N
H

O

O

H
N CO2H

N

N
H

O

CO2H

H

CH

CO2HHO
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ifidancitinibum 
ifidancitinib 5-{[2-(4-fluoro-3-methoxy-5-methylanilino)-5-

methylpyrimidin-4-yl]amino}-1,3-benzoxazol-2(3H)-one 

ifidancitinib 5-{[2-(4-fluoro-3-méthoxy-5-méthylanilino)-5-
méthylpyrimidin-4-yl]amino}-1,3-benzoxazol-2(3H)-one 

ifidancitinib 5-{[2-(4-fluoro-5-metilanilino-3-metoxi)-5-metilpirimidin-
4-il]amino}-1,3-benzoxazol-2(3H)-ona 

 

 C20H18FN5O3 

 

 

 
imaradenantum 
imaradenant 6-(2-chloro-6-methylpyridin-4-yl)-5-(4-fluorophenyl)-

1,2,4-triazin-3-amine 

imaradénant 6-(2-chloro-6-méthylpyridin-4-yl)-5-(4-fluorophényl)-
1,2,4-triazin-3-amine 

imaradenant 6-(2-cloro-6-metilpiridin-4-il)-5-(4-fluorofenil)-1,2,4-
triazin-3-amina 

 

 C15H11ClFN5

 
N

N

N NH2

F

N

Cl

CH3

 

 
inavolisibum 
inavolisib (2S)-2-({2-[(4S)-4-(difluoromethyl)-2-oxo-1,3-

oxazolidin-3-yl]-5,6-dihydroimidazo[1,2-
d][1,4]benzoxazepin-9-yl}amino)propenamide 

inavolisib (2S)-2-({2-[(4S)-4-(difluorométhyl)-2-oxo-1,3-
oxazolidin-3-yl]-5,6-dihydroimidazo[1,2-
d][1,4]benzoxazépin-9-yl}amino)propenamide 

inavolisib (2S)-2-({2-[(4S)-4-(difluorometil)-2-oxo-1,3-oxazolidin-
3-il]-5,6-dihidroimidazo[1,2-d][1,4]benzoxazepin-9-
il}amino)propanamida 
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C18H19F2N5O4 

 
ON

N

N
H

NH2

O

CH3HNO

O

H

F F
 

 
insulinum efsitorum alfa #
insulin efsitora alfa human insulin B-chain (1-30) variant (Y16>E, F25>H, 

T27>G, P28>G, K29>G, T30>G) fused via a G2SG4 
peptide linker (31-37) to human insulin A-chain (38-58) 
variant (I10>T47, Y14>D51, N21>G58) and via a (G4Q)3G5 
peptide linker (59-78) to a human immunoglobulin G2 
C-terminal K>del Fc fragment (79-299), dimer (80-
80':83-83')-bisdisulfide, produced in Chinese hamster 
ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

insuline efsitora alfa chaîne B de l'insuline humaine (1-30) variant (Y16>E, 
F25>H, T27>G, P28>G, K29>G, T30>G) fusionné via un 
peptide liant G2SG4 (31-37) à la chaîne A de l'insuline 
humaine (38-58) variant (I10>T47, Y14>D51, N21>G58) et 
via un peptide liant (G4Q)3G5 (59-78) au fragment Fc 
C-terminal K>del de l'immunoglobuline G2 humaine 
(IgG2) (79-299), dimère (80-80':83-83')-bisdisulfure, 
produit par des cellules ovariennes de hamster chinois 
(CHO), glycoforme alfa 

insulina efsitora alfa cadena B de la insulina humana (1-30) variante 
(Y16>E, F25>H, T27>G, P28>G, K29>G, T30>G) fusionada 
a través de un péptido que se une G2SG4 (31-37) a la 
cadena A de la insulina humana (38-58) variante 
(I10>T47, Y14>D51, N21>G58) y a través de un péptido 
que se une (G4Q)3G5 (59-78) al fragmento Fc C-
terminal K>del de la inmunoglobulina G2 humana 
(IgG2) (79-299), dímero (80-80':83-83')-bisdisulfuro, 
producido por las células ováricas de hamster chino 
(CHO), glicoforma alfa

 

 
 Sequence / Séquence / Secuencia

FVNQHLCGSH LVEALELVCG ERGFHYGGGG GGSGGGGGIV EQCCTSTCSL 50 
DQLENYCGGG GGQGGGGQGG GGQGGGGGEC PPCPAPPVAG PSVFLFPPKP 100 
KDTLMISRTP EVTCVVVDVS HEDPEVQFNW YVDGVEVHNA KTKPREEQFN 150 
STFRVVSVLT VVHQDWLNGK EYKCKVSNKG LPAPIEKTIS KTKGQPREPQ 200 
VYTLPPSREE MTKNQVSLTC LVKGFYPSDI AVEWESNGQP ENNYKTTPPM 250 
LDSDGSFFLY SKLTVDKSRW QQGNVFSCSV MHEALHNHYT QKSLSLSPG 299 

Post-translational modifications / Modifications post-traductionnelles / Modificaciones
postraduccionales

Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
B-A 7-44 19-57 B'-A' 7'-44' 19'-57'
A-A 43-48 A'-A' 43'-48'
Intra-Fc 114-174 220-278 114'-174' 220'-278'
Inter-Fc 80-80' 83-83'

Glycosylation sites / Sites de glycosylation / Posiciones de glicosilación
N150, N150'
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / Glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / Glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados   

 
iptacopanum 
iptacopan 4-{(2S,4S)-4-ethoxy-1-[(5-methoxy-7-methyl-1H-indol-

4-yl)methyl]piperidin-2-yl}benzoic acid
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iptacopan acide 4-{(2S,4S)-4-éthoxy-1-[(5-méthoxy-7-méthyl-1H-

indol-4-yl)méthyl]pipéridin-2-yl}benzoïque 

iptacopán ácido 4-{(2S,4S)-4-etoxi-1-[(7-metil-5-metoxi-1H-indol-4-
il)metil]piperidin-2-il}benzoico 

 

 C25H30N2O4

 

N

O CH3

CO2H

HN

OCH3H3C
 

 
 

isecarosmabum #
isecarosmab immunoglobulin single chain VH-VH', anti-[Homo sapiens 

ADAMTSL5 (ADAMTS like 5, THSD6, thrombospondin 
type I domain 6)] and anti-[Homo sapiens ALB (albumin, 
human serum albumin, HSA)], Lama glama and 
humanized monoclonal antibody, bispecific bivalent;  
sc VH-VH'(1-275) [Lama glama VH anti-ADAMTSL5 
(Lama glama IGHV3S1*01 (81.4%) -(IGHD) -IGHJ2*01 
(100%)/Homo sapiens IGHV3-23*04 (80.2%) -(IGHD) -
IGHJ1*01 (100%) [8.8.17] (1-124)) -35-mer (GGGGS)7 
linker (125-159)-humanized VH anti-ALB (Homo sapiens 
IGHV3-23*04 (87.5%) -(IGHD) -IGHJ1*01 (100%) [8.8.8] 
(160-275),  
produced in Pichia pastoris yeast, non-glycosylated 

isécarosmab immunoglobuline single chaîne VH-VH', anti-[Homo 
sapiens ADAMTSL5 (ADAMTS like 5, thrombospondine 
type I domaine 6)] et anti-[Homo sapiens ALB (albumine, 
sérum albumine humaine, SAH)], anticorps monoclonal 
Lama glama et humanisé, bispécifique bivalent;  
sc VH-VH' (1-275) [Lama glama VH anti-ADAMTSL5 
(Lama glama IGHV3S1*01 (81.4%) -(IGHD) -IGHJ2*01 
(100%)/Homo sapiens IGHV3-23*04 (80.2%) -(IGHD) -
IGHJ1*01 (100%) [8.8.17] (1-124)) -35-mer (GGGGS)7 
linker (125-159)-VH humanisé anti-ALB (Homo sapiens 
IGHV3-23*04 (87.5%) -(IGHD) -IGHJ1*01 (100%) [8.8.8] 
(160-275),  
produit dans la levure Pichia pastoris, non-glycosylé 

isecarosmab inmunoglobulina cadena simple VH-VH', anti-[Homo 
sapiens ADAMTSL5 (ADAMTS like 5, trombospondina 
tipo I dominio 6)] y anti-[Homo sapiens ALB (albúmina, 
sero albúmina humana, SAH)], anticuerpo monoclonal 
Lama glama y humanizado, biespecífico bivalente;  
sc VH-VH' (1-275) [Lama glama VH anti-ADAMTSL5 
(Lama glama IGHV3S1*01 (81.4%) -(IGHD) -IGHJ2*01 
(100%)/Homo sapiens IGHV3-23*04 (80.2%) -(IGHD) -
IGHJ1*01 (100%) [8.8.17] (1-124)) -linker 35-mer 
(GGGGS)7 (125-159)-VH humanizado anti-ALB (Homo 
sapiens IGHV3-23*04 (87.5%) -(IGHD) -IGHJ1*01 
(100%) [8.8.8] (160-275),  
producido en la levadura Pichia pastoris, no glicosilado 
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itacnosertibum 
itacnosertib N4-([2,2'-bipyridin]-3-yl)-N2-[3-methoxy-4-(4-methylpiperazin-1-

yl)phenyl]pyrimidine-2,4-diamine 

itacnosertib N4-([2,2'-bipyridin]-3-yl)-N2-[3-méthoxy-4-(4-méthylpipérazin-1-
yl)phényl]pyrimidine-2,4-diamine 

itacnosertib N4-([2,2'-bipiridin]-3-il)-N2-[4-(4-metilpiperazin-1-il)-3-
metoxifenil]pirimidina-2,4-diamina 

 

 C26H28N8O
 

 

 
itepekimabum # 
itepekimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens IL33 (interleukin 

33, interleukin-1 family member 11, IL1F11, nuclear factor for high 
endothelial venules, NF-HEV)], monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain (1-449) [VH (Homo sapiens IGHV3-23*04 
(88.8%) -(IGHD) -IGHJ6*03 (91.0%)) [8.8.15] (1-122) -Homo 
sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (123-220), hinge 1-12 
S10>P (230)(221-232), CH2 (233-342), CH3 (343-447), CHS 
(448-449)) (123-449)], (136-214')-disulfide with kappa light chain 
Homo sapiens (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-12*01 
(96.8%) -IGKJ5*01 (100%)) [6.3.9] (1'-107') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
dimer (228-228'':231-231'')-bisdisulfide, produced in Chinese 
hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

itépékimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens IL33 (interleukine 
33, membre 11 de la famille 1 d'interleukines, IL1F11, facteur 
nucléaire des veinules à haut endothélium, NF-HEV)], anticorps 
monoclonal;  
chaîne lourde gamma4 (1-449) ) [VH (Homo sapiens IGHV3-
23*04 (88.8%) -(IGHD) -IGHJ6*03 (91.0%)) [8.8.15] (1-122) -
Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (123-220), charnière 
1-12 S10>P (230)(221-232), CH2 (233-342), CH3 (343-447), CHS 
(448-449)) (123-449)], (136-214')-disulfure avec la chaîne légère 
kappa (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-12*01 (96.8%) -
IGKJ5*01 (100%)) [6.3.9] (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%), Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
dimère (228-228'':231-231'')-bisdisulfure, produit dans des cellules 
ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa
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itepekimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens IL33 
(interleukina 33, miembro 11 de la familia 1 de 
interleukinas, IL1F11, factor nuclear de las vénulas del 
endotelio alto, NF-HEV)], anticuerpo monoclonal;  
cadena pesada gamma4 (1-449) ) [VH (Homo sapiens 
IGHV3-23*04 (88.8%) -(IGHD) -IGHJ6*03 (91.0%)) 
[8.8.15] (1-122) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h 
P10 (CH1 (123-220), bisagra 1-12 S10>P (230)(221-
232), CH2 (233-342), CH3 (343-447), CHS (448-449)) 
(123-449)], (136-214')-disulfuro con la cadena ligera 
kappa (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-
12*01 (96.8%) -IGKJ5*01 (100%)) [6.3.9] (1'-107') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), 
V101 (191) (108'-214')];  
dímero (228-228'':231-231'')-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa

 

 
 

  

 
 

izaflortaucipirum (18F)
izaflortaucipir (18F) 2-(2-(18F)fluoropyridin-4-yl)-9H-pyrrolo[2,3-b:4,5-

c']dipyridine 

izaflortaucipir (18F) 2-(2-(18F)fluoropyridin-4-yl)-9H-pyrrolo[2,3-b:4,5-
c']dipyridine 

izaflortaucipir (18F) 2-(2-(18F)fluoropiridin-4-il)-9H-pirrolo[2,3-b:4,5-
c']dipiridina 
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C15H9

18FN4

 

 

 
izokibepum # 
izokibep fusion protein composed of 3 binding domains 

consisting of three-alpha-helix motifs, each derived 
from the immunoglobulin (Ig)-binding Z-domain of 
staphylococcal protein A (SpA), engineered for binding 
to two homodimer subunits of human interleukin 17A 
(IL17A) with the two identical N- and C-terminal 
domains (1-58, 116-173) and to the domain II of 
human serum albumin (HSA) with the central domain 
(59-110), connected via a G4S peptide linker (111-
115);   
[IL17A-binding engineered SpA peptide (1-58)]-[HSA-
binding engineered SpA peptide (59-110)]-[G4S linker 
(111-115)]-[IL17A-binding engineered SpA peptide 
(116-173] fusion protein;  
produced in Escherichia coli 

izokibep protéine de fusion composée de 3 domaines liants, 
chacun consistant en un motif à 3 hélices alpha dérivé 
du domaine Z de la protéine staphylococcique A (SpA) 
se liant à l'immunoglobuline (Ig), mis au point pour se 
lier aux deux homodimères des sous-unités de 
l'interleukine 17A humaine (IL17A) avec les deux 
domaines N- et C-terminaux identiques (1-58, 116-
173), et au domaine II de l'albumine sérique humaine 
(ASH, HSA) avec le domaine central (59-110), 
connecté via un peptide liant G4S (111-115);  
protéine de fusion [peptide SpA mis au point pour se 
lier à l'IL17A (1-58)]-[peptide SpA mis au point pour se 
lier au HSA (59-110)]-[peptide liant G4S (111-115)]-
[peptide SpA mis au point pour se lier à l'IL17A (116-
173)];  
produite par Escherichia coli 

izokibep proteína de fusión compuesta de 3 dominios de unión, 
cada uno consistente en un motivo con 3 hélices alfa 
derivado del dominio Z de la proteína estafilocócica A 
(SpA) que se une a la inmunoglobulina (Ig), diseñado 
para unirse a los dos homodímeros de las sub-
unidades de la interleukina 17A humana (IL17A) con 
los dos dominios N- y C-terminal idénticos (1-58, 116-
173), y con el dominio II de la albúmina sérica humana 
(ASH, HSA) con el dominio central (59-110), 
conectado a través de un péptido que se une a G4S 
(111-115);  
proteína de fusión [péptido SpA diseñado para unirse 
a la IL17A (1-58)]-[péptido SpA diseñado para unirse 
al HSA (59-110)]-[G4S linker (111-115)]-[péptido SpA 
diseñado para unirse a la IL17A (116-173)];  
producida por Escherichia coli 
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lazuvapagonum 
lazuvapagon (4S)-N-[(2S)-1-hydroxypropan-2-yl]-methyl-1-[2-methyl-4-(3-methyl-

1H-pyrazol-1-yl)benzoyl]-2,3,4,5-tetrahydro-1H-1-benzazepine-4-
carboxamide 

lazuvapagon (4S)-N-[(2S)-1-hydroxypropan-2-yl]-méthyl-1-[2-méthyl-4-(3-méthyl-
1H-pyrazol-1-yl)benzoyl]-2,3,4,5-tétrahydro-1H-1-benzazépine-4-
carboxamide 

lazuvapagón (4S)-N-[(2S)-1-hidroxipropan-2-il]-metil-1-[2-metil-4-(3-metil-1H-
pirazol-1-il)benzoil]-2,3,4,5-tetrahidro-1H-1-benzazepina-4-
carboxamida 

 

 C27H32N4O3 

 

N

OCH3

N
N

H3C

N
H

O CH3

OH
H3C

 

 
lecanemabum # 
lecanemab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens APP (amyloid beta 

A4 precursor protein) soluble beta-amyloid protofibril], monoclonal 
antibody;  
gamma1 heavy chain (1-454) [VH (Homo sapiens IGHV3-48*01 
(89.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.3%)) CDR-IMGT [8.8.17] (26-
33.51-58.97-113) (1-124) -Homo sapiens IGHG1*03 (100%) G1m3, 
nG1m1 (CH1 R120 (221) (125-222), hinge 1-15 (223-237), CH2 
(238-347), CH3 E12 (363), M14 (365) (348-452), CHS (453-454)) 
(125-454)], (227-219')-disulfide with kappa light chain (1'-219') [V-
KAPPA (Mus musculus IGKV1-117*01 (91%) -IGKJ1*02 
(90.9%)/Homo sapiens IGKV2-30*02 (84.0%) -IGKJ2*01 (90.9%)) 
CDR-IMGT [11.3.9] (27-37.55-57.94-102) (1'-112') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (158), V101 (196) (227'-219')];  
dimer (233-233'':236-236'')-bisdisulfide, produced in Chinese 
hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

lécanémab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens APP (protéine 
précurseur amyloïde bêta A4) protofibrille bêta amyloïde soluble], 
anticorps monoclonal;  
chaîne lourde gamma1 (1-454) [VH (Homo sapiens IGHV3-48*01 
(89.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.3%)) CDR-IMGT [8.8.17] (26-
33.51-58.97-113) (1-124) -Homo sapiens IGHG1*03 (100%) G1m3, 
nG1m1 (CH1 R120 (221) (125-222), charnière 1-15 (223-237), CH2 
(238-347), CH3 E12 (363), M14 (365) (348-452), CHS (453-454)) 
(125-454)], (227-219')-disulfure avec la chaîne légère kappa 
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  (1'-219') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV1-117*01 (91%) -

IGKJ1*02 (90.9%)/Homo sapiens IGKV2-30*02 (84.0%) -IGKJ2*01 
(90.9%)) CDR-IMGT [11.3.9] (27-37.55-57.94-102) (1'-112') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (158), V101 (196) (227'-
219')];  
dimère (233-233'':236-236'')-bisdisulfure, produite dans des cellules 
ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 

lecanemab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens APP (proteína 
precusor amiloide beta A4) protofibrilla beta amiloide soluble], 
anticuerpo monoclonal;  
cadena pesada gamma1 (1-454) [VH (Homo sapiens IGHV3-48*01 
(89.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.3%)) CDR-IMGT [8.8.17] (26-
33.51-58.97-113) (1-124) -Homo sapiens IGHG1*03 (100%) G1m3, 
nG1m1 (CH1 R120 (221) (125-222), bisagra 1-15 (223-237), CH2 
(238-347), CH3 E12 (363), M14 (365) (348-452), CHS (453-454)) 
(125-454)], (227-219')-disulfuro con la cadena ligera kappa (1'-219') 
[V-KAPPA (Mus musculus IGKV1-117*01 (91%) -IGKJ1*02 
(90.9%)/Homo sapiens IGKV2-30*02 (84.0%) -IGKJ2*01 (90.9%)) 
CDR-IMGT [11.3.9] (27-37.55-57.94-102) (1'-112') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (158), V101 (196) (227'-219')];  
dímero (233-233'':236-236'')-bisdisulfuro, producida por células 
ováricas de hamster chino (CHO), forma glicosilada alfa

 

 
 

 

 
lorpucitinibum 
lorpucitinib 2-{1-[trans-4-(cyanomethyl)cyclohexyl]-1,6-dihydroimidazo[4,5-

d]pyrrolo[2,3-b]pyridin-2-yl}-N-(2-hydroxy-2-methylpropyl)acetamide 

lorpucitinib 2-{1-[trans-4-(cyanométhyl)cyclohexyl]-1,6-dihydroimidazo[4,5-
d]pyrrolo[2,3-b]pyridin-2-yl}-N-(2-hydroxy-2-méthylpropyl)acetamide 

lorpucitinib 2-{1-[trans-4-(cianometil)ciclohexil]-1,6-dihidroimidazo[4,5-
d]pirrolo[2,3-b]piridin-2-il}-N-(2-hidroxi-2-metilpropil)acetamida 
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C22H28N6O2 

 

 

 
 

luvadaxistatum 
luvadaxistat 4-hydroxy-6-{2-[4-(trifluoromethyl)phenyl]ethyl}pyridazin-

3(2H)-one 

luvadaxistat 4-hydroxy-6-{2-[4-(trifluorométhyl)phényl]éthyl}pyridazin-
3(2H)-one 

luvadaxistat 4-hidroxi-6-{2-[4-(trifluorometil)fenil]etil}piridazin-3(2H)-ona 
 

 C13H11F3N2O2

 

 

 
 

miptenalimabum #
miptenalimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens LAG3 

(lymphocyte activating 3, lymphocyte-activation 3, CD223)], 
monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain (1-448) [VH (Homo sapiens IGHV3-
33*01 (77.0%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (93.3%)) [10.7.14] (1-122)-
Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (123-220), hinge 
1-12 S10>P (230) (221-232), CH2 (233-342), CH3 (343-447), 
CHS K2>del (448)) (123-448)], (136-214')-disulfide with kappa 
light chain (1'-214') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV6-17 
(85.3%) -IGKJ2*03 (90.9%)/Homo sapiens IGKV1-39*01 
(82.1%) -IGKJ2*01 (100%)) [6.3.9] (1'-107') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
dimer (228-228":231-231")-bisdisulfide, produced in Chinese 
hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

mipténalimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens LAG3 
(activateur 3 des lymhocytes, lymphocyte-activation 3, 
CD223)], anticorps monoclonal;  
chaîne lourde gamma4 (1-448) [VH (Homo sapiens IGHV3-
33*01 (77.0%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (93.3%)) [10.7.14] (1-122) -
Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (123-220), 
charnière 1-12 S10>P (230) (221-232), CH2 (233-342), CH3 
(343-447), CHS K2>del (448)) (123-448)], (136-214')-disulfure 
avec la chaîne légère kappa (1'-214') [V-KAPPA (Mus 
musculus IGKV6-17 (85.3%) -IGKJ2*03 (90.9%)/Homo 
sapiens IGKV1-39*01 (82.1%) -IGKJ2*01 (100%)) [6.3.9] (1'-
107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), 
V101 (191) (108'-214')];  
dimère (228-228":231-231")-bisdisulfure, produit dans des 
cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 
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miptenalimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens LAG3 

(activador 3 de los linfocitos, linfocito-activación 3, CD223)], 
anticuerpo monoclonal;  
cadena pesada gamma4 (1-448) [VH (Homo sapiens IGHV3-
33*01 (77.0%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (93.3%)) [10.7.14] (1-122) -
Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (123-220), bisagra 
1-12 S10>P (230) (221-232), CH2 (233-342), CH3 (343-447), 
CHS K2>del (448)) (123-448)], (136-214')-disulfuro con la 
cadena ligera kappa (1'-214') [V-KAPPA (Mus musculus 
IGKV6-17 (85.3%) -IGKJ2*03 (90.9%)/Homo sapiens IGKV1-
39*01 (82.1%) -IGKJ2*01 (100%)) [6.3.9] (1'-107') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-
214')];  
dímero (228-228":231-231")-bisdisulfuro, producido por células 
ováricas de hamster chino (CHO), forma glicosilada alfa 

 

 
 

  

 
mirdametinibum 
mirdametinib N-[(2R)-2,3-dihydroxypropoxy]-3,4-difluoro-2-(2-fluoro-4-

iodoanilino)benzamide 

mirdamétinib N-[(2R)-2,3-dihydroxypropoxy]-3,4-difluoro-2-(2-fluoro-4-
iodoanilino)benzamide 

mirdametinib N-[(2R)-2,3-dihidroxipropoxi]-3,4-difluoro-2-(2-fluoro-4-
iodoanilino)benzamide 

 

 C16H14F3IN2O4 
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miromavimabum #
miromavimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[rabies virus strain 

ERA (Evelyn-Rockitniki-Abelseth) glycoprotein 
ectodomain epitope G-II], Mus musculus monoclonal 
antibody;  
gamma1 heavy chain Mus musculus (1-445) [VH (Mus 
musculus IGHV1S130*01 (93.9%) -(IGHD) -IGHJ1*01 
(88.2%)) CDR-IMGT [8.8.14] (26-33.51-58.97-110) (1-
121) -Mus musculus IGHG1*02 (CH1 Q100>E (199) 
(122-218), hinge 1-13 (219-231), CH2 K81>Q (288), 
I84.3>F (294) (232-338), CH3 N27>D (369) (339-443), 
CHS (444-445)) (122-445)], (223-214')-disulfide with 
kappa light chain Mus musculus (1'-214') [V-KAPPA 
(Mus musculus IGKV6-17*01 (98.9%) -IGKJ1*02 
(100%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-52.89-97) (1'-
107') -Mus musculus IGKC*01 (100%) (108'-214')];  
dimer (225-225":228-228":230-230")-trisdisulfide, 
produced in mouse myeloma cell line SP2/0-Ag14, 
glycoform alfa 

miromavimab immunoglobuline G1-kappa, anti-[épitope G-II de 
l'ectodomaine de la glycoprotéine de la souche ERA 
(Evelyn-Rockitniki-Abelseth) du virus de la rage], 
anticorps monoclonal Mus musculus;  
chaîne lourde gamma1 Mus musculus (1-445) [VH 
(Mus musculus IGHV1S130*01 (93.9%) -(IGHD) -
IGHJ1*01 (88.2%)) CDR-IMGT [8.8.14] (26-33.51-
58.97-110) (1-121) -Mus musculus IGHG1*02 (CH1 
Q100>E (199) (122-218), charnière 1-13 (219-231), 
CH2 K81>Q (288), I84.3>F (294) (232-338), CH3 
N27>D (369) (339-443), CHS (444-445)) (122-445)], 
(223-214')-disulfure avec la chaîne légère kappa Mus 
musculus (1'-214') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV6-
17*01 (98.9%) -IGKJ1*02 (100%)) CDR-IMGT [6.3.9] 
(27-32.50-52.89-97) (1'-107') -Mus musculus IGKC*01 
(100%) (108'-214')];  
dimère (225-225":228-228":230-230")-trisdisulfure, 
produite dans la lignée cellulaire de myélome murin 
SP2/0-Ag14, glycoforme alfa 

miromavimab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[epítopo G-II del 
ectodominio de la glicoproteína de la cepa ERA 
(Evelyn-Rockitniki-Abelseth) del virus de la rabia], 
anticuerpo monoclonal Mus musculus;  
cadena pesada gamma1 Mus musculus (1-445) [VH 
(Mus musculus IGHV1S130*01 (93.9%) -(IGHD) -
IGHJ1*01 (88.2%)) CDR-IMGT [8.8.14] (26-33.51-
58.97-110) (1-121) -Mus musculus IGHG1*02 (CH1 
Q100>E (199) (122-218), bisagra 1-13 (219-231), CH2 
K81>Q (288), I84.3>F (294) (232-338), CH3 N27>D 
(369) (339-443), CHS (444-445)) (122-445)], (223-
214')-disulfuro con la cadena ligera kappa Mus 
musculus (1'-214') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV6-
17*01 (98.9%) -IGKJ1*02 (100%)) CDR-IMGT [6.3.9] 
(27-32.50-52.89-97) (1'-107') -Mus musculus IGKC*01 
(100%) (108'-214')];  
dímero (225-225":228-228":230-230")-trisdisulfuro, 
producida en la línea celular de mieloma murino 
SP2/0-Ag14, glicoforma alfa
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modakafuspum alfa #
modakafusp alfa immunoglobulin G4-kappa, anti-[human ADP-ribosyl cyclase/cyclic ADP-

ribose hydrolase 1 (EC:3.2.2.6) (ADPRC 1/cADRp hydrolase 1, cell surface 
antigen CD38)], humanized monoclonal antibody, fused at each C-terminus 
of the heavy chains (1-447, 1''-447'') to attenuated human interferon α-2b 
(IFNα2b) variant (K23>R470, T106>A553, A145>D592) (448-612, 448''-612'');  
gamma4 heavy chain humanized fused to IFNα2b (1-612) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-69-2*01 (90.7%) -(IGHD)- IGHJ4*01 (85.7%)) CDR-IMGT 
[8.8.13] (26-33.51-58.97-109) (1-120)-Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h 
P10 (CH1 (121-218), hinge 1-12 S10>P (228) (219-230), CH2 (231-340), 
CH3 (341-445), CHS (446-447))(121-447), fused to IFNα2b K23>R (470), 
T106>A (553), A145>D (592) (448-612)],(134-214')-disulfide with kappa light 
chain humanized (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 (83.2%) 
-IGKJ4*01 (100%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-52.89-97) (1'-107') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')]; dimer 
(226-226":229-229")-bisdisulfide;  
produced in Chinese hamster ovary (CHO) K1SV cells, glycoform alfa 

modakafusp alfa immunoglobuline G4-kappa, anti-[ADP-ribosyl cyclase/ ADP cyclique -
ribose hydrolase 1 humaine (EC:3.2.2.6) (ADPRC 1/cADRp hydrolase 1, 
antigène de surface cellulaire CD38)], anticorps monoclonal humain 
fusionné à chaque partie C-terminale des chaînes lourdes (1-447, 1''-447'') 
à un variant (K23>R470, T106>A553, A145>D592) de l'interféron α-2b humain 
(IFNα2b) atténué, (448-612, 448''-612'');  
chaîne lourde gamma4 humanisée fusionnée à IFNα2b (1-612) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-69-2*01 (90.7%) -(IGHD)- IGHJ4*01 (85.7%)) CDR-IMGT 
[8.8.13] (26-33.51-58.97-109) (1-120)-Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h 
P10 (CH1 (121-218), charnière 1-12 S10>P (228) (219-230), CH2 (231-
340), CH3 (341-445), CHS (446-447))(121-447), fusionné à IFNα2b K23>R 
(470), T106>A (553), A145>D (592) (448-612)],(134-214')-disulfure avec la 
chaîne légère kappa humanisée (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV1-33*01 (83.2%) -IGKJ4*01 (100%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-
52.89-97) (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 
(191) (108'-214')]; dimère (226-226":229-229")-bisdisulfure ;  
produit dans des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO) K1SV, 
glycoforme alfa
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modakafusp alfa inmunoglobulina G4-kappa, anti-[ADP-ribosil ciclasa/ 

ADP cíclica -ribosa hidrolasa 1 humana (EC:3.2.2.6) 
(ADPRC 1/cADRp hidrolasa 1, antígeno de superficie 
celular CD38)], anticuerpo monoclonal humano 
fusionado a cada parte C-terminal de las cadenas 
pesadas (1-447, 1''-447'') a una variante (K23>R470, 
T106>A553, A145>D592) del interferón α-2b humano 
(IFNα2b) atenuado, (448-612, 448''-612'');  
cadena pesada gamma4 humanizada fusionada al 
IFNα2b (1-612) [VH (Homo sapiens IGHV1-69-2*01 
(90.7%) -(IGHD)- IGHJ4*01 (85.7%)) CDR-IMGT 
[8.8.13] (26-33.51-58.97-109) (1-120)-Homo sapiens 
IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (121-218), bisagra 1-12 
S10>P (228) (219-230), CH2 (231-340), CH3 (341-
445), CHS (446-447))(121-447), fusionado con IFNα2b 
K23>R (470), T106>A (553), A145>D (592) (448-
612)],(134-214')-disulfuro con la cadena ligera kappa 
humanizada (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV1-33*01 (83.2%) -IGKJ4*01 (100%)) CDR-IMGT 
[6.3.9] (27-32.50-52.89-97) (1'-107') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-
214')]; dímero (226-226":229-229")-bisdisulfuro ;  
producido en las células ováricas de hamster chino 
(CHO) K1SV, glicoforma alfa

 

 
 Sequence / Séquence / Secuencia

Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada (anti-CD38 4-IFN 2b)
EVQLVQSGAE VKKPGATVKI SCKVSGYTFT DSVMNWVQQA PGKGLEWMGW 50 
IDPEYGRTDV AEKFQGRVTI TADTSTDTAY MELSSLRSED TAVYYCARTK 100 
YNSGYGFPYW GQGTTVTVSS ASTKGPSVFP LAPCSRSTSE STAALGCLVK 150 
DYFPEPVTVS WNSGALTSGV HTFPAVLQSS GLYSLSSVVT VPSSSLGTKT 200 
YTCNVDHKPS NTKVDKRVES KYGPPCPPCP APEFLGGPSV FLFPPKPKDT 250 
LMISRTPEVT CVVVDVSQED PEVQFNWYVD GVEVHNAKTK PREEQFNSTY 300 
RVVSVLTVLH QDWLNGKEYK CKVSNKGLPS SIEKTISKAK GQPREPQVYT 350 
LPPSQEEMTK NQVSLTCLVK GFYPSDIAVE WESNGQPENN YKTTPPVLDS 400 
DGSFFLYSRL TVDKSRWQEG NVFSCSVMHE ALHNHYTQKS LSLSLGKCDL 450 
PQTHSLGSRR TLMLLAQMRR ISLFSCLKDR HDFGFPQEEF GNQFQKAETI 500 
PVLHEMIQQI FNLFSTKDSS AAWDETLLDK FYTELYQQLN DLEACVIQGV 550 
GVAETPLMKE DSILAVRKYF QRITLYLKEK KYSPCAWEVV RDEIMRSFSL 600 
STNLQESLRS KE 612 

Light chain / chaîne légère / cadena ligera
DIQMTQSPSS LSASVGDRVT ITCKASQNVD SDVDWYQQKP GKAPKLLIYK 50 
ASNDYTGVPS RFSGSGSGTD FTFTISSLQP EDIATYYCMQ SNTHPRTFGG 100 
GTKVEIKRTV AAPSVFIFPP SDEQLKSGTA SVVCLLNNFY PREAKVQWKV 150 
DNALQSGNSQ ESVTEQDSKD STYSLSSTLT LSKADYEKHK VYACEVTHQG 200 
LSSPVTKSFN RGEC 214 

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H 22-96 147-203 261-321 367-425

22''-96'' 147''-203'' 261''-321'' 367''-425''
Intra-IFN 448-545 476-585 448''-545'' 476''-585''
Intra-L 23'-88' 134'-194' 23'''-88''' 134'''-194'''
Inter-H-L 134-214' 134''-214'''
Inter-H-H 226-226'' 229-229''

Glycosylation sites / Sites de glycosylation / Posiciones de glicosilación
H CH2 N84.4: N297, N297''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / Glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / Glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados   

 
 

murizatoclaxum 
murizatoclax (13S,31R,32R,4R,5E,8S,9R)-6'-chloro-4-methoxy-8,9-

dimethyl-4-{[(9aR)-octahydro-2H-pyrido[1,2-a]pyrazin-
2-yl]methyl}-3',4'-dihydro-12H,14H,2'H-spiro[10λ6-thia-
11-aza-1(5,7)-[1,5]benzoxazepina-3(1,2)-
cyclobutanacyclododecaphan-5-ene-13,1'-
naphthalene]-10,10,12-trione
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murizatoclax (13S,31R,32R,4R,5E,8S,9R)-6'-chloro-4-méthoxy-8,9-

diméthyl-4-{[(9aR)-octahydro-2H-pyrido[1,2-a]pyrazin-
2-yl]méthyl}-3',4'-dihydro-12H,14H,2'H-spiro[10λ6-thia-
11-aza-1(5,7)-[1,5]benzoxazépina-3(1,2)-
cyclobutanacyclododécaphan-5-ène-13,1'-naphtalène]-
10,10,12-trione 

murizatoclax (13S,31R,32R,4R,5E,8S,9R)-6'-cloro-4-metoxi-8,9-
dimetil-4-{[(9aR)-octahidro-2H-pirido[1,2-a]pirazin-2-
il]metil}-3',4'-dihidro-12H,14H,2'H-spiro[10λ6-thia-11-
aza-1(5,7)-[1,5]benzoxazepina-3(1,2)-
ciclobutanaciclododecafan-5-eno-13,1'-naftaleno]-
10,10,12-triona 

 

 C42H57ClN4O5S
 

 

 
nadunolimabum #
nadunolimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens 

IL1RAP (interleukin-1 receptor accessory protein)], 
humanized monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain humanized (1-446) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-69*02 (85.4%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(100%)) [8.8.10] (1-117) -Homo sapiens IGHG1*03v, 
G1m3>G1m17, nG1m1 (CH1 R120>K (214) (118-
215), hinge (216-230), CH2 (231-340), CH3 E12 (356), 
M14 (358) (341-445), CHS K2>del (446)) (118-446)], 
(220-214')-disulfide with kappa light chain humanized 
(1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 
(85.3%) -IGKJ4*01 (100%)) [6.3.9] (1'-107') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 
(191) (108'-214')]; dimer (226-226'':229-229'')-
bisdisulfide 

nadunolimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
IL1RAP (interleukin-1 receptor accessory protein)], 
humanized monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain humanized (1-446) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-69*02 (85.4%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(100%)) [8.8.10] (1-117) -Homo sapiens IGHG1*03v, 
G1m3>G1m17, nG1m1 (CH1 R120>K (214) (118-
215), hinge (216-230), CH2 (231-340), CH3 E12 (356), 
M14 (358) (341-445), CHS K2>del (446)) (118-446)], 
(220-214')-disulfide with kappa light chain humanized 
(1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 
(85.3%) -IGKJ4*01 (100%)) [6.3.9] (1'-107') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 
(191) (108'-214')]; dimer (226-226'':229-229'')-
bisdisulfide 
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nadunolimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens 

IL1RAP (interleukin-1 receptor accessory protein)], 
humanized monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain humanized (1-446) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-69*02 (85.4%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(100%)) [8.8.10] (1-117) -Homo sapiens IGHG1*03v, 
G1m3>G1m17, nG1m1 (CH1 R120>K (214) (118-
215), hinge (216-230), CH2 (231-340), CH3 E12 (356), 
M14 (358) (341-445), CHS K2>del (446)) (118-446)], 
(220-214')-disulfide with kappa light chain humanized 
(1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 
(85.3%) -IGKJ4*01 (100%)) [6.3.9] (1'-107') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (153), V101 
(191) (108'-214')]; dimer (226-226'':229-229'')-
bisdisulfide 

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

QVQLVQSGAE VKKPGSSVKV SCKASGYAFT SSWMNWVRQA PGQGLEWMGR 50
IYPGDGNTHY AQKFQGRVTL TADKSTSTAY MELSSLRSED TAVYYCGEGY 100
LDPMDYWGQG TLVTVSSAST KGPSVFPLAP SSKSTSGGTA ALGCLVKDYF 150
PEPVTVSWNS GALTSGVHTF PAVLQSSGLY SLSSVVTVPS SSLGTQTYIC 200
NVNHKPSNTK VDKKVEPKSC DKTHTCPPCP APELLGGPSV FLFPPKPKDT 250
LMISRTPEVT CVVVDVSHED PEVKFNWYVD GVEVHNAKTK PREEQYNSTY 300
RVVSVLTVLH QDWLNGKEYK CKVSNKALPA PIEKTISKAK GQPREPQVYT 350
LPPSREEMTK NQVSLTCLVK GFYPSDIAVE WESNGQPENN YKTTPPVLDS 400
DGSFFLYSKL TVDKSRWQQG NVFSCSVMHE ALHNHYTQKS LSLSPG 446

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
DIQMTQSPSS LSASVGDRVT ITCQASQGIN NYLNWYQQKP GKAPKLLIHY 50
TSGLHAGVPS RFSGSGSGTD YTLTISSLEP EDVATYYCQQ YSILPWTFGG 100
GTKVEIKRTV AAPSVFIFPP SDEQLKSGTA SVVCLLNNFY PREAKVQWKV 150
DNALQSGNSQ ESVTEQDSKD STYSLSSTLT LSKADYEKHK VYACEVTHQG 200
LSSPVTKSFN RGEC 214

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfur
Intra-H (C23-C104) 22-96 144-200 261-321 367-425

22''-96'' 144''-200'' 261''-321'' 367''-425''
Intra-L (C23-C104) 23'-88' 134'-194'

23'''-88''' 134'''-194'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 220-214' 220''-214'''
Inter-H-H (h 11, h 14) 226-226" 229-229"

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
297, 297'
Afucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennai
complexes afucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos afucosilados.

 

 
nesolicaftorum 
nesolicaftor N-(trans-3-{5-[(1R)-1-hydroxyethyl]-1,3,4-oxadiazol-2-

yl}cyclobutyl)-3-phenyl-1,2-oxazole-5-carboxamide 

nésolicaftor N-(trans-3-{5-[(1R)-1-hydroxyéthyl]-1,3,4-oxadiazol-2-
yl}cyclobutyl)-3-phenyl-1,2-oxazole-5-carboxamide 

nesolicaftor 3-fenil-N-(trans-3-{5-[(1R)-1-hidroxietil]-1,3,4-
oxadiazol-2-il}ciclobutil)-1,2-oxazolo-5-carboxamida 

 

 C18H18N4O4
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nipocalimabum #
nipocalimab immunoglobulin G1-lambda, anti-[Homo sapiens 

FCGRT (Fc fragment of IgG receptor and transporter, 
neonatal Fc receptor, FcRn, transmembrane alpha 
chain of the neonatal receptor)], Homo sapiens 
monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain Homo sapiens (1-445) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-23*01 (90.8%) -(IGHD) -
IGHJ3*01 (100%)) CDR-IMGT [8.8.9] (26-33.51-58.97-
105) (1-116) -Homo sapiens IGHG1*03 
G1m3>G1m17, nG1m1, G1v29 CH2 A84.4 (CH1 
R120>K (213) (117-214), hinge 1-15 (215-229), CH2 
N84.4>A (296) (230-339), CH3 E12 (355), M14 (357) 
(340-444), CHS K2>del (445)) (117-445)], (219-215')-
disulfide with lambda light chain Homo sapiens (1'-
216') [V-LAMBDA (Homo sapiens IGLV2-23*01 
(94.8%) -IGLJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [9.3.10] (26-
34.52-54.91-100) (1'-110') -Homo sapiens IGLC3*03 
(100%) (111'-216')];  
dimer (225-225'':228-228'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

nipocalimab immunoglobuline G1-lambda, anti-[Homo sapiens 
FCGRT (transporteur et récepteur du fragment Fc des 
IgG, récepteur Fc néonatal, FcRn, chaîne alpha 
transmembranaire du récepteur néonatal)], anticorps 
monoclonal Homo sapiens;  
chaîne lourde gamma1 Homo sapiens (1-445) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-23*01 (90.8%) -(IGHD) -
IGHJ3*01 (100%)) CDR-IMGT [8.8.9] (26-33.51-58.97-
105) (1-116) -Homo sapiens IGHG1*03 
G1m3>G1m17, nG1m1, G1v29 CH2 A84.4 (CH1 
R120>K (213) (117-214), charnière 1-15 (215-229), 
CH2 N84.4>A (296) (230-339), CH3 E12 (355), M14 
(357) (340-444), CHS K2>del (445)) (117-445)], (219-
215')-disulfure avec la chaîne légère lambda Homo 
sapiens (1'-216') [V-LAMBDA (Homo sapiens IGLV2-
23*01 (94.8%) -IGLJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [9.3.10] 
(26-34.52-54.91-100) (1'-110') -Homo sapiens 
IGLC3*03 (100%) (111'-216')];  
dimère (225-225'':228-228'')-bisdisulfure, produite 
dans des cellules ovariennes de hamster chinois 
(CHO), glycoforme alfa 

nipocalimab inmunoglobulina G1-lambda, anti-[Homo sapiens 
FCGRT (transportador y receptor del fragmento Fc de 
las IgG, receptor Fc neonatal, FcRn, cadena alfa 
transmembranaria del receptor neonatal)], anticuerpo 
monoclonal Homo sapiens;  
cadena pesada gamma1 Homo sapiens (1-445) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-23*01 (90.8%) -(IGHD) -
IGHJ3*01 (100%)) CDR-IMGT [8.8.9] (26-33.51-58.97-
105) (1-116) -Homo sapiens IGHG1*03 
G1m3>G1m17, nG1m1, G1v29 CH2 A84.4 (CH1 
R120>K (213) (117-214), bisagra 1-15 (215-229), CH2 
N84.4>A (296) (230-339), CH3 E12 (355), M14 (357) 
(340-444), CHS K2>del (445)) (117-445)], (219-215')-
disulfuro con la cadena ligera lambda Homo sapiens 
(1'-216') [V-LAMBDA (Homo sapiens IGLV2-23*01 
(94.8%) -IGLJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [9.3.10] (26-
34.52-54.91-100) (1'-110') -Homo sapiens IGLC3*03 
(100%) (111'-216')];  
dímero (225-225'':228-228'')-bisdisulfuro, producida 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

EVQLLESGGG LVQPGGSLRL SCAASGFTFS TYAMGWVRQA PGKGLEWVSS 50
IGASGSQTRY ADSVKGRFTI SRDNSKNTLY LQMNSLRAED TAVYYCARLA 100
IGDSYWGQGT MVTVSSASTK GPSVFPLAPS SKSTSGGTAA LGCLVKDYFP 150
EPVTVSWNSG ALTSGVHTFP AVLQSSGLYS LSSVVTVPSS SLGTQTYICN 200
VNHKPSNTKV DKKVEPKSCD KTHTCPPCPA PELLGGPSVF LFPPKPKDTL 250
MISRTPEVTC VVVDVSHEDP EVKFNWYVDG VEVHNAKTKP REEQYASTYR 300
VVSVLTVLHQ DWLNGKEYKC KVSNKALPAP IEKTISKAKG QPREPQVYTL 350
PPSREEMTKN QVSLTCLVKG FYPSDIAVEW ESNGQPENNY KTTPPVLDSD 400
GSFFLYSKLT VDKSRWQQGN VFSCSVMHEA LHNHYTQKSL SLSPG 445

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
QSALTQPASV SGSPGQSITI SCTGTGSDVG SYNLVSWYQQ HPGKAPKLMI 50
YGDSERPSGV SNRFSGSKSG NTASLTISGL QAEDEADYYC SSYAGSGIYV 100
FGTGTKVTVL GQPKAAPSVT LFPPSSEELQ ANKATLVCLI SDFYPGAVTV 150
AWKADSSPVK AGVETTTPSK QSNNKYAASS YLSLTPEQWK SHKSYSCQVT 200
HEGSTVEKTV APTECS 216

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 143-199 260-320 366-424

22''-96'' 143''-199'' 260''-320'' 366''-424''
Intra-L (C23-C104) 22'-90' 138'-197'

22'''-90''' 138'''-197'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 219-215' 219''-215'''
Inter-H-H (h 11, h 14) 225-225'' 228-228''

No N-glycosylation sites / pas de sites de N-glycosylation / ningún posición de N-glicosilación
H CH2 N84.4>A:
296, 296''   

 
olverembatinibum
olverembatinib 4-methyl-N-{4-[(4-methylpiperazin-1-yl)methyl]-3-

(trifluoromethyl)phenyl}-3-[(1H-pyrazolo[3,4-b]pyridin-
5-yl)ethynyl]benzamide 

olvérembatinib 4-méthyl-N-{4-[(4-méthylpipérazin-1-yl)méthyl]-3-
(trifluorométhyl)phényl}-3-[(1H-pyrazolo[3,4-b]pyridin-
5-yl)éthynyl]benzamide 

olverembatinib 4-metil-N-{4-[(4-metilpiperazin-1-il)metil]-3-
(trifluorometil)fenil}-3-[(1H-pirazolo[3,4-b]piridin-5-
il)etinil]benzamide 

 

 C29H27F3N6O 

 

  

 
olvimulogenum nanivacirepvecum #
olvimulogene nanivacirepvec A recombinant replication-competent oncolytic vaccinia 

virus (strain LIVP) comprising the genes encoding a 
Renilla luciferase - green fluorescent protein fusion 
protein (ruc-gfp) and enzymes beta-galactosidase 
(lacZ) and beta-glucuronidase (gusA), inserted into the 
F14.5L, J2R (thymidine kinase) and A56R 
(hemagglutinin) loci, respectively. Expression of the 
three proteins is driven by a synthetic early/late 
promoter (pSEL), a vaccinia virus strain Western 
Reserve early/late p7.5 promoter and a vaccinia virus 
strain Western Reserve late p11 promoter, 
respectively. A human transferrin receptor gene has 
also been inserted in the J2R locus but is not 
expressed. 
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olvimulogène nanivacirépvec virus de la vaccine recombinant répliquant oncolytique 
(souche LIVP) contenant les gènes codant pour une 
protéine de fusion luciférase de Renilla - protéine 
fluorescente verte (ruc-gfp) et des enzymes 
galactosidase bêta (lacZ) et glucuronidase bêta 
(gusA), insérés dans les loci F14.5L, J2R (thymidine 
kinase) and A56R (hémagglutinine), respectivement. 
L'expression des trois protéines est sous le contrôle 
d'un promoteur synthétique précoce/tardif (pSEL), d'un 
promoteur p7.5 précoce/tardif du virus de la vaccine 
souche Western Reserve et d'un promoteur p11 tardif 
du virus de la vaccine souche Western Reserve, 
respectivement. Un gène du récepteur de transférine 
humain a aussi été inséré dans le locus J2R mais n'est 
pas exprimé. 

olvimulogén nanivacirepvec Un virus vaccinia recombinante (cepa LIVP) 
competente para replicación, oncolítico, que contiene 
los genes que codifican para una proteína de fusión de 
la luciferasa de Renilla y la proteína fluorescente verde 
(ruc-gfp) y para las enzimas beta-galactosidasa (LacZ) 
y beta-glucuronidasa (gusA), insertados en los loci 
F14.5L, J2R (timidina quinasea) y A56R 
(hemaglutinina), respectivamente. La expresión de las 
tres proteínas está dirigida por un promotor 
temprano/tardío sintético (pSEL), un promotor p7.5 
precoz/tardío de la cepa Western Reserve del virus 
vaccinia y un promotor p11 tardío de la cepa Western 
Reserve del virus vaccinia, respectivamente. Se ha 
insertado también un gen del receptor de transferrina 
humano en el locus J2R pero éste no se expresa. 

 

 
 
 

omfiloctocogum alfa #
omfiloctocog alfa human coagulation factor VIII (FVIII, antihemophilic 

factor, AHF, procoagulant component) with deleted B-
domain (746-1639)-sequence:  
single-chain recombinant FVIII composed of domains 
A1-a1-A2-a2 (1-740), the B-domain N- and C-terminal 
fragments (741-745) and 1640-1648 (746-754) and 
domains a3-A3-C1-C2 1649-2332 (755-1438), 
produced in Chinese hamster ovary (CHO) cells, 
glycoform alfa 

omfiloctocog alfa facteur de coagulation VIII humain (FVIII, facteur 
antihémophilique, AHF, composant procoagulant) dont 
le domaine B a été supprimé (746-1639):  
chaîne unique du FVIII humain recombinant composé 
des domaines A1-a1-A2-a2 (1-740), des fragments N- 
and C-terminaux du domaine B (741-745) et 1640-
1648 (746-754) et des domaines a3-A3-C1-C2 1649-
2332 (755-1438), produit par des cellules ovariennes 
de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 

omfiloctocog alfa factor de coagulación VIII humano (FVIII, factor 
antihemofílico, AHF, componente procoagulante) con 
el dominio B que ha sido suprimido (746-1639):  
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 cadena única del FVIII humano recombinante 
compuesto de los dominios A1-a1-A2-a2 (1-740), de 
los fragmentos N- y C-terminal del dominio B (741-
745) y 1640-1648 (746-754) y de los dominios a3-A3-
C1-C2 1649-2332 (755-1438), producido por las 
células ováricas de hamster chino (CHO), glicoforma 
alfa

 

 
 Sequence / Séquence / Secuencia

ATRRYYLGAV ELSWDYMQSD LGELPVDARF PPRVPKSFPF NTSVVYKKTL 50 
FVEFTDHLFN IAKPRPPWMG LLGPTIQAEV YDTVVITLKN MASHPVSLHA 100 
VGVSYWKASE GAEYDDQTSQ REKEDDKVFP GGSHTYVWQV LKENGPMASD 150 
PLCLTYSYLS HVDLVKDLNS GLIGALLVCR EGSLAKEKTQ TLHKFILLFA 200 
VFDEGKSWHS ETKNSLMQDR DAASARAWPK MHTVNGYVNR SLPGLIGCHR 250 
KSVYWHVIGM GTTPEVHSIF LEGHTFLVRN HRQASLEISP ITFLTAQTLL 300 
MDLGQFLLFC HISSHQHDGM EAYVKVDSCP EEPQLRMKNN EEAEDYDDDL 350 
TDSEMDVVRF DDDNSPSFIQ IRSVAKKHPK TWVHYIAAEE EDWDYAPLVL 400 
APDDRSYKSQ YLNNGPQRIG RKYKKVRFMA YTDETFKTRE AIQHESGILG 450 
PLLYGEVGDT LLIIFKNQAS RPYNIYPHGI TDVRPLYSRR LPKGVKHLKD 500 
FPILPGEIFK YKWTVTVEDG PTKSDPRCLT RYYSSFVNME RDLASGLIGP 550 
LLICYKESVD QRGNQIMSDK RNVILFSVFD ENRSWYLTEN IQRFLPNPAG 600 
VQLEDPEFQA SNIMHSINGY VFDSLQLSVC LHEVAYWYIL SIGAQTDFLS 650 
VFFSGYTFKH KMVYEDTLTL FPFSGETVFM SMENPGLWIL GCHNSDFRNR 700 
GMTALLKVSS CDKNTGDYYE DSYEDISAYL LSKNNAIEPR SFSQNPPVLK 750 
RHQREITRTT LQSDQEEIDY DDTISVEMKK EDFDIYDEDE NQSPRSFQKK 800 
TRHYFIAAVE RLWDYGMSSS PHVLRNRAQS GSVPQFKKVV FQEFTDGSFT 850 
QPLYRGELNE HLGLLGPYIR AEVEDNIMVT FRNQASRPYS FYSSLISYEE 900 
DQRQGAEPRK NFVKPNETKT YFWKVQHHMA PTKDEFDCKA WAYFSDVDLE 950 
KDVHSGLIGP LLVCHTNTLN PAHGRQVTVQ EFALFFTIFD ETKSWYFTEN 1000 
MERNCRAPCN IQMEDPTFKE NYRFHAINGY IMDTLPGLVM AQDQRIRWYL 1050 
LSMGSNENIH SIHFSGHVFT VRKKEEYKMA LYNLYPGVFE TVEMLPSKAG 1100 
IWRVECLIGE HLHAGMSTLF LVYSNKCQTP LGMASGHIRD FQITASGQYG 1150 
QWAPKLARLH YSGSINAWST KEPFSWIKVD LLAPMIIHGI KTQGARQKFS 1200 
SLYISQFIIM YSLDGKKWQT YRGNSTGTLM VFFGNVDSSG IKHNIFNPPI 1250 
IARYIRLHPT HYSIRSTLRM ELMGCDLNSC SMPLGMESKA ISDAQITASS 1300 
YFTNMFATWS PSKARLHLQG RSNAWRPQVN NPKEWLQVDF QKTMKVTGVT 1350 
TQGVKSLLTS MYVKEFLISS SQDGHQWTLF FQNGKVKVFQ GNQDSFTPVV 1400 
NSLDPPLLTR YLRIHPQSWV HQIALRMEVL GCEAQDLY 1438 

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
153-179, 248-329, 528-554, 630-711, 938-964, 1005-1009, 1127-1275, 1280-1432
(Cys-SH: 310, 692, 1106)

Glycosylation sites / Sites de glycosylation / Posiciones de glicosilación
N41, N239, N916, N1224
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / Glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / Glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados

Tyr-sulfation sites / Sites de Tyr-sulfation / Posiciones de Tyr-sulfación
346, 718, 719, 723, 770, 786   

 
onatasertibum 
onatasertib 7-[6-(2-hydroxypropan-2-yl)pyridin-3-yl]-1-(trans-4-

methoxycyclohexyl)-3,4-dihydropyrazino[2,3-b]pyrazin-
2(1H)-one 

onatasertib 7-[6-(2-hydroxypropan-2-yl)pyridin-3-yl]-1-(trans-4-
méthoxycyclohexyl)-3,4-dihydropyrazino[2,3-b]pyrazin-
2(1H)-one 

onatasertib 7-[6-(2-hidroxipropan-2-il)piridin-3-il]-1-(trans-4-
metoxiciclohexil)-3,4-dihidropirazino[2,3-b]pirazin-
2(1H)-ona 

 

 C21H27N5O3
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ongericimabum #
ongericimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens 

PCSK9 (proprotein convertase subtilisin/kexin type 9, 
neural apoptosis-regulated convertase 1, NARC1, 
NARC-1, proprotein convertase 9, PC9)], humanized 
monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain (1-438) [VH (Homo sapiens 
IGHV4-59*01 (79.2%) -(IGHD) -IGHJ1*01 (100%)) 
CDR-IMGT [8.7.5] (26-33.51-57.96-100) (1-111) -
Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (112-
209), hinge 1-12 S10>P (219) (210-221), CH2 (222-
331), CH3 (332-436), CHS (437-438)) (112-438)], 
(125-213')-disulfide with kappa light chain (1'-213') [V-
KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 (85.1%) -
IGKJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [6.3.8] (27-32.50-52.89-
96) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 
A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dimer (217-217'':220-220'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

ongéricimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
PCSK9 (proprotéine convertase subtilisine/kexine type 
9, convertase 1 régulée par l'apoptose neuronale, 
NARC1, NARC-1, proprotéine convertase 9, PC9)], 
anticorps monoclonal humanisé;  
chaîne lourde gamma4 (1-438) [VH (Homo sapiens 
IGHV4-59*01 (79.2%) -(IGHD) - IGHJ1*01 (100%)) 
CDR-IMGT [8.7.5] (26-33.51-57.96-100) (1-111) -
Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (112-
209), charnière 1-12 S10>P (219) (210-221), CH2 
(222-331), CH3 (332-436), CHS (437-438)) (112-438)], 
(125-213')-disulfure avec la chaîne légère kappa (1'-
213') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 (85.1%) 
-IGKJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [6.3.8] (27-32.50-
52.89-96) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) 
Km3 A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dimère (217-217'':220-220'')-bisdisulfure, produite 
dans des cellules ovariennes de hamster chinois 
(CHO), glycoforme alfa  
   

ongericimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
PCSK9 (proproteína convertasa subtilisina/kexina tipo 
9, convertasa 1 regulada por la apoptosa neuronal, 
NARC1, NARC-1, proproteína convertasa 9, PC9)], 
anticuerpo monoclonal humanizado;  
cadena pesada gamma4 (1-438) [VH (Homo sapiens 
IGHV4-59*01 (79.2%) -(IGHD) - IGHJ1*01 (100%)) 
CDR-IMGT [8.7.5] (26-33.51-57.96-100) (1-111) -
Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (112-
209), bisagra 1-12 S10>P (219) (210-221), CH2 (222-
331), CH3 (332-436), CHS (437-438)) (112-438)], 
(125-213')-disulfuro con la cadena ligera kappa (1'-
213') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-33*01 (85.1%) 
-IGKJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [6.3.8] (27-32.50-
52.89-96) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) 
Km3 A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dímero (217-217'':220-220'')-bisdisulfuro, producida 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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ontorpaceptum #
ontorpacept human signal-regulatory protein alpha (SIRPα, 

tyrosine-protein phosphatase non-receptor type 
substrate 1, inhibitory receptor SHPS-1), (L14>S, 
T20>S, T22>I, R24>H, A27>V, G45>A, D65>E, L66>S, 
N70>E, R77>S, G79>S, D101>del, V102>T101)-variant, N-
terminal (1-118)-fragment [binding domain for CD47 
(inhibitor of phagocytosis by macrophages)], fused to a 
human immunoglobulin G1 C-terminal Fc fragment 
(119-345), dimer (124-124':127-127')-bisdisulfide, 
produced in Chinese hamster ovary (CHO) cells, 
glycoform alfa 

ontorpacept protéine régulatoire de signal alpha, humaine (SIRPα, 
substrat 1 de type non-récepteur de la tyrosine-
protéine phosphatase, récepteur inhibitoire SHPS-1), 
(L14>S, T20>S, T22>I, R24>H, A27>V, G45>A, D65>E, 
L66>S, N70>E, R77>S, G79>S, D101>del, V102>T101)-
variant, fragment N-terminal (1-118) [domaine se liant 
au CD47 (inhibiteur de la phagocytose par les 
macrophages)], fusionnée au fragment Fc C-terminal 
de l'immunoglobuline G1 (119-345), dimère (124-
124':127-127')-bisdisulfure, produit dans des cellules 
ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 

ontorpacept proteína reguladora de señal alfa, humana (SIRPα, 
sustrato 1 de tipo no-receptor de la tirosina-proteína 
fosfatasa, receptor inhibidor SHPS-1), (L14>S, T20>S, 
T22>I, R24>H, A27>V, G45>A, D65>E, L66>S, N70>E, 
R77>S, G79>S, D101>del, V102>T101)-variante, fragmento 
N-terminal (1-118) [dominio unido al CD47 (inhibidor 
de la fagocitosis por los macrófagos)], fusionado con 
el fragmento Fc C-terminal de la inmunoglobulina G1 
(119-345), dímero (124-124':127-127')-bisdisulfuro, 
producido en las células ováricas de hamster chino 
(CHO), glicoforma alfa
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 Sequence / Séquence / Secuencia

EEELQVIQPD KSVSVAAGES AILHCTVTSL IPVGPIQWFR GAGPARELIY 50 
NQKEGHFPRV TTVSESTKRE NMDFSISISN ITPADAGTYY CVKFRKGSPD 100 
TEFKSGAGTE LSVRAKPSDK THTCPPCPAP ELLGGPSVFL FPPKPKDTLM 150 
ISRTPEVTCV VVDVSHEDPE VKFNWYVDGV EVHNAKTKPR EEQYNSTYRV 200 
VSVLTVLHQD WLNGKEYKCK VSNKALPAPI EKTISKAKGQ PREPQVYTLP 250 
PSRDELTKNQ VSLTCLVKGF YPSDIAVEWE SNGQPENNYK TTPPVLDSDG 300 
SFFLYSKLTV DKSRWQQGNV FSCSVMHEAL HNHYTQKSLS LSPGK 345 

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
intra-chain 25-91 159-219 265-323

25'-91' 159'-219' 265'-323'
inter-chain: 124-124' 127-127'

Glycosylation sites / Sites de glycosylation / Posiciones de glicosilación
N80, N195, N80', N195'
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / Glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / Glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados

C-terminal lysine clipping / Coupure de la lysine C-terminale / supresión de lisina C-terminal
H CHS K2: 345, 345'

 

 
 

opucolimabum # 
opucolimab immunoglobulin G1-lambda, anti-[Homo sapiens 

CD274 (programmed death ligand 1, PDL1, PD-L1, B7 
homolog 1, B7H1)], monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain (1-453) [VH (Homo sapiens 
IGHV3-21*01 (94.9%) -(IGHD) -IGHJ3*01 (93.3%)) 
[8.8.16] (1-123) -Homo sapiens IGHG1*03v 
G1m3>G1m17, nG1m1 (CH1 R120>K (220) (124-
221), hinge 1-15 (222-236), CH2 N84.4>A (303) (237-
346), CH3 E12 (362), M14 (364) (347-451), CHS (452-
453)) (124-453)], (226-214')-disulfide with lambda light 
chain humanized (1'-214') [V-LAMBDA (Homo sapiens 
IGLV1-51*01 (82.3%) -IGLJ2*01 (100%)) [8.3.10] (1'-
109') -Homo sapiens IGLC3*03 (98.1%) K119>R 
(207), P123>L (211) (110'-214')];  
dimer (232-232":235-235")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells 

opucolimab immunoglobuline G1-lambda, anti-[Homo sapiens 
CD274 (ligand 1 de mort programmée, PDL1, PD-L1, 
homologue 1 de B7, B7H1)], anticorps monoclonal;  
chaîne lourde gamma1 (1-453) [VH (Homo sapiens 
IGHV3-21*01 (94.9%) -(IGHD) -IGHJ3*01 (93.3%)) 
[8.8.16] (1-123) -Homo sapiens IGHG1*03v 
G1m3>G1m17, nG1m1 (CH1 R120>K (220) (124-
221), charnière 1-15 (222-236), CH2 N84.4>A (303) 
(237-346), CH3 E12 (362), M14 (364) (347-451), CHS 
(452-453)) (124-453)], (226-214')-disulfure avec la 
chaîne légère (1'-214') [V-LAMBDA (Homo sapiens 
IGLV1-51*01 (82.3%) -IGLJ2*01 (100%)) [8.3.10] (1'-
109') -Homo sapiens IGLC3*03 (98.1%) K119>R 
(207), P123>L (211) (110'-214')];  
dimère (232-232":235-235")-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO) 

opucolimab inmunoglobulina G1-lambda, anti-[Homo sapiens 
CD274 (ligando 1 de muerte programada, PDL1, PD-
L1, homólogo 1 de B7, B7H1)], anticuerpo monoclonal;  
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 cadena pesada gamma1 (1-453) [VH (Homo sapiens 

IGHV3-21*01 (94.9%) -(IGHD) -IGHJ3*01 (93.3%)) 
[8.8.16] (1-123) -Homo sapiens IGHG1*03v 
G1m3>G1m17, nG1m1 (CH1 R120>K (220) (124-
221), bisagra 1-15 (222-236), CH2 N84.4>A (303) 
(237-346), CH3 E12 (362), M14 (364) (347-451), CHS 
(452-453)) (124-453)], (226-214')-disulfuro con la 
cadena ligera lambda (1'-214') [V-LAMBDA (Homo 
sapiens IGLV1-51*01 (82.3%) -IGLJ2*01 (100%)) 
[8.3.10] (1'-109') -Homo sapiens IGLC3*03 (98.1%) 
K119>R (207), P123>L (211) (110'-214')];  
dímero (232-232":235-235")-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO)

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

EVQLVQSGGG LVKPGGSLRL SCAASGFTFS SYTMNWVRQA PGKGLEWVSS 50
ISSGSDYLYY ADSVKGRFTI SRDNAKNSLY LQMNSLRAED TAVYYCARNE 100
LRWYPQAGAF DRWGQGTMVT VSSASTKGPS VFPLAPSSKS TSGGTAALGC 150
LVKDYFPEPV TVSWNSGALT SGVHTFPAVL QSSGLYSLSS VVTVPSSSLG 200
TQTYICNVNH KPSNTKVDKK VEPKSCDKTH TCPPCPAPEL LGGPSVFLFP 250
PKPKDTLMIS RTPEVTCVVV DVSHEDPEVK FNWYVDGVEV HNAKTKPREE 300
QYASTYRVVS VLTVLHQDWL NGKEYKCKVS NKALPAPIEK TISKAKGQPR 350
EPQVYTLPPS REEMTKNQVS LTCLVKGFYP SDIAVEWESN GQPENNYKTT 400
PPVLDSDGSF FLYSKLTVDK SRWQQGNVFS CSVMHEALHN HYTQKSLSLS 450
PGK 453

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
QSVVTQPPSM SAAPGQRVTI SCSGSSSYIE SSYVGWYQQL PGTAPRLLIY 50
DDDMRPSGIP DRFSGSKSGT SATLAITGLQ TGDEADYYCE IWRSGLGGVF 100
GGGTKLTVLS QPKAAPSVTL FPPSSEELQA NKATLVCLIS DFYPGAVTVA 150
WKADSSPVKA GVETTTPSKQ SNNKYAASSY LSLTPEQWKS HKSYSCQVTH 200
EGSTVERTVA LTEC 214

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 150-206 267-327 373-431

22''-96'' 150''-206'' 267''-327'' 373''-431''
Intra-L (C23-C104) 22'-89' 137'-196'

22'''-89''' 137'''-196'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 226-214' 226''-214'''
Inter-H-H (h 11, h 14) 232-232'' 235-235''

No N-glycosylation sites / pas de sites de N-glycosylation / ningún posición de N-glicosilación:
H CH2 N84.4>A:
303, 303''

C-terminal lysine clipping:
H CHS K2:
453, 453''   

 
orelabrutinibum 
orelabrutinib 2-(4-phenoxyphenyl)-6-[1-(prop-2-enoyl)piperidin-4-

yl]pyridine-3-carboxamide 

orélabrutinib 2-(4-phénoxyphényl)-6-[1-(prop-2-énoyl)pipéridin-4-
yl]pyridine-3-carboxamide 

orelabrutinib 2-(4-fenoxifenil)-6-[1-(prop-2-enoil)piperidin-4-
il]piridina-3-carboxamida 

 

 C26H25N3O3
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orvacabtagenum autoleucelum #
orvacabtagene autoleucel autologous CD4+ and CD8+ T lymphocytes obtained 

from peripheral blood mononuclear cells (PBMC), 
transduced ex vivo with a replication-incompetent, self-
inactivating (SIN) lentiviral vector, encoding a chimeric 
antigen receptor (CAR) consisting of the human B cell 
maturation antigen (BCMA)-specific scFv, an lgG4-
CH2-CH3 hinge region, CD28 transmembrane domain, 
CD137 (4-1BB) co-stimulatory domain and CD3 zeta 
signalling domain, under the control of a hybrid 
Elongation Factor 1 alpha (EF1α) / Human T cell 
Leukemia Virus (HTLV) R element promoter. The 
vector also encodes a truncated human epidermal 
growth factor receptor (EGFRt) that is expressed 
separately from the CAR on the cell surface. 

orvacabtagène autoleucel lymphocytes T autologues CD4+ and CD8+ obtenus 
de cellules mononuclées du sang périphérique 
(PBMC), transduits ex vivo avec un vecteur lentiviral 
non-répliquant, auto-inactivant (SIN) codant pour un 
récepteur d'antigène chimérique (CAR) ciblant 
l'antigène spécifique du scFv de maturation des 
lymphocytes B (BCMA) humain, une région charnière 
lgG4-CH2-CH3, un domaine transmembranaire du 
CD28, un domaine co-stimulateur du CD137 (4-1BB), 
et un domaine de signalisation CD3 zêta, sous le 
contrôle d'un promoteur hybride du facteur 
d'élongation 1-alpha humain (EF1α) / élément R du 
virus du lymphome humain à cellules T (HTLV). Le 
vecteur exprime un récepteur du facteur de croissance 
des cellules épidermiques humain tronqué (EGFRt) qui 
est exprimé séparément du CAR à la surface de la 
cellule. 

orvacabtagén autoleucel linfocitos T CD4+ y CD8+ autólogos obtenidos de 
células mononucleares de sangre periférica, 
transducidos con un vector lentiviral auto inactivante e 
incompetente para replicación, que codifica un 
receptor para antígenos quimérico (CAR) consistente 
en un ssFv específico del antígeno de maduración de 
linfocitos B humano (BCMA), una región bisagra IgG4-
CH2-CH3, un dominio transmembrana de CD28, un 
domino coestimulador de CD137 (4-1BB) y un dominio 
de señalización de CD3 zeta, bajo el control de un 
promotor híbrido del Factor de Elongación 1 alfa 
(EF1a) / elemento R del virus de la leucemia de 
células T (HTLV) humana. El vector también codifica 
para una forma truncada del receptor del factor de 
crecimiento epidérmico (EGFRt) humano que se 
expresa separado del CAR en la superficie celular. 

 

 
osoresnontrinum
osoresnontrine 1-(oxan-4-yl)-6-[(pyridin-2-yl)methyl]-1,5-dihydro-4H-

pyrazolo[3,4-d]pyrimidin-4-one 

osoresnontrine 1-(oxan-4-yl)-6-[(pyridin-2-yl)méthyl]-1,5-dihydro-4H-
pyrazolo[3,4-d]pyrimidin-4-one 

osoresnontrina 1-(oxan-4-il)-6-[(piridin-2-il)metil]-1,5-dihidro-4H-
pirazolo[3,4-d]pirimidin-4-ona
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 C16H17N5O2 
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pelacarsenum 
pelacarsen all-P-ambo-5'-O-(28-[(2-acetamido-2-deoxy-β-D-

galactopyranosyl)oxy]-16,16-bis{[3-({6-[(2-acetamido-
2-deoxy-β-D-galactopyranosyl)oxy]hexyl}amino)-3-
oxopropoxy]methyl}-1-hydroxy-1,10,14,21-tetraoxo-
2,18-dioxa-9,15,22-triaza-1λ5-phosphaoctacosan-1-yl)-
2'-O-(2-methoxyethyl)-5-methyl-P-thiouridylyl-(3'→5')-
2'-O-(2-methoxyethyl)guanylyl-(3'→5')-2'-O-(2-
methoxyethyl)-5-methylcytidylyl-(3'→5')-2'-O-(2-
methoxyethyl)-5-methyluridylyl-(3'→5')-2'-O-(2-
methoxyethyl)-5-methylcytidylyl-(3'→5')-2'-deoxy-5-
methyl-P-thiocytidylyl-(3'→5')-2'-deoxy-P-thioguanylyl-
(3'→5')-P-thiothymidylyl-(3'→5')-P-thiothymidylyl-
(3'→5')-2'-deoxy-P-thioguanylyl-(3'→5')-2'-deoxy-P-
thioguanylyl-(3'→5')-P-thiothymidylyl-(3'→5')-2'-deoxy-
P-thioguanylyl-(3'→5')-2'-deoxy-5-methyl-P-
thiocytidylyl-(3'→5')-P-thiothymidylyl-(3'→5')-2'-O-(2-
methoxyethyl)-5-methyluridylyl-(3'→5')-2'-O-(2-
methoxyethyl)guanylyl-(3'→5')-2'-O-(2-methoxyethyl)-
5-methyl-P-thiouridylyl-(3'→5')-2'-O-(2-methoxyethyl)-
5-methyl-P-thiouridylyl-(3'→5')-2'-O-(2-methoxyethyl)-
5-methylcytidine 

pélacarsen tout-P-ambo-5'-O-(28-[(2-acétamido-2-désoxy-β-D-
galactopyranosyl)oxy]-16,16-bis{[3-({6-[(2-acétamido-
2-désoxy-β-D-galactopyranosyl)oxy]hexyl}amino)-3-
oxopropoxy]méthyl}-1-hydroxy-1,10,14,21-tétraoxo-
2,18-dioxa-9,15,22-triaza-1λ5-phosphaoctacosan-1-yl)-
2'-O-(2-méthoxyéthyl)-5-méthyl-P-thiouridylyl-(3'→5')-
2'-O-(2-méthoxyéthyl)guanylyl-(3'→5')-2'-O-(2-
méthoxyéthyl)-5-méthylcytidylyl-(3'→5')-2'-O-(2-
méthoxyéthyl)-5-méthyluridylyl-(3'→5')-2'-O-(2-
méthoxyéthyl)-5-méthylcytidylyl-(3'→5')-2'-désoxy-5-
méthyl-P-thiocytidylyl-(3'→5')-2'-désoxy-P-
thioguanylyl-(3'→5')-P-thiothymidylyl-(3'→5')-P-
thiothymidylyl-(3'→5')-2'-désoxy-P-thioguanylyl-
(3'→5')-2'-désoxy-P-thioguanylyl-(3'→5')-P-
thiothymidylyl-(3'→5')-2'-désoxy-P-thioguanylyl-
(3'→5')-2'-désoxy-5-méthyl-P-thiocytidylyl-(3'→5')-P-
thiothymidylyl-(3'→5')-2'-O-(2-méthoxyéthyl)-5-
méthyluridylyl-(3'→5')-2'-O-(2-méthoxyéthyl)guanylyl-
(3'→5')-2'-O-(2-méthoxyéthyl)-5-méthyl-P-thiouridylyl-
(3'→5')-2'-O-(2-méthoxyéthyl)-5-méthyl-P-thiouridylyl-
(3'→5')-2'-O-(2-méthoxyéthyl)-5-méthylcytidine 
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pelacarsén todo-P-ambo-5'-O-(28-[(2-acetamido-2-desoxi-β-D-

galactopiranosil)oxi]-16,16-bis{[3-({6-[(2-acetamido-2-
desoxi-β-D-galactopiranosil)oxi]hexil}amino)-3-
oxopropoxi]metil}-1-hidroxi-1,10,14,21-tetraoxo-2,18-
dioxa-9,15,22-triaza-1λ5-fosfaoctacosan-1-il)-2'-O-(2-
metoxietil)-5-metil-P-tiouridilil-(3'→5')-2'-O-(2-
metoxietil)guanilil-(3'→5')-2'-O-(2-metoxietil)-5-
metilcitidilil-(3'→5')-2'-O-(2-metoxietil)-5-metiluridilil-
(3'→5')-2'-O-(2-metoxietil)-5-metilcitidilil-(3'→5')-2'-
desoxi-5-metil-P-tiocitidilil-(3'→5')-2'-desoxi-P-
tioguanilil-(3'→5')-P-tiotimidilil-(3'→5')-P-tiotimidilil-
(3'→5')-2'-desoxi-P-tioguanilil-(3'→5')-2'-desoxi-P-
tioguanilil-(3'→5')-P-tiotimidilil-(3'→5')-2'-desoxi-P-
tioguanilil-(3'→5')-2'-desoxi-5-metil-P-tiocitidilil-(3'→5')-
P-tiotimidilil-(3'→5')-2'-O-(2-metoxietil)-5-metiluridilil-
(3'→5')-2'-O-(2-metoxietil)guanilil-(3'→5')-2'-O-(2-
metoxietil)-5-metil-P-tiouridilil-(3'→5')-2'-O-(2-
metoxietil)-5-metil-P-tiouridilil-(3'→5')-2'-O-(2-
metoxietil)-5-metilcitidina 

 

 C296H439N71O163P20S13 

 

  

 
 

pelcitoclaxum 
pelcitoclax (3-{[(10R)-14-chloro-35-fluoro-24-(methanesulfonyl)-25-

methyl-7,7-dioxo-10-[(phenylsulfanyl)methyl]-21-
(propan-2-yl)-83-(trifluoromethanesulfonyl)-21H-7λ6-
thia-6,9-diaza-4(1,4)-piperazina-13(1)-piperidina-
2(2,3)-pyrrola-1(1),3(1,3),5,8(1,4)-
tetrabenzenatridecaphane-134-
carbonyl]oxy}propyl)phosphonic acid 

pelcitoclax acide (3-{[(10R)-14-chloro-35-fluoro-24-
(méthanesulfonyl)-25-méthyl-7,7-dioxo-10-
[(phénylsulfanyl)méthyl]-21-(propan-2-yl)-83-
(trifluorométhanesulfonyl)-21H-7λ6-thia-6,9-diaza-
4(1,4)-pipérazina-13(1)-pipéridina-2(2,3)-pyrrola-
1(1),3(1,3),5,8(1,4)-tétrabenzenatridécaphane-134-
carbonyl]oxy}propyl)phosphonique 

pelcitoclax ácido (3-{[(10R)-14-cloro-10-[(fenilsulfanil)metil]-35-
fluoro-24-(metanosulfonil)-25-metil-7,7-dioxo-21-
(propan-2-il)-83-(trifluorometanosulfonil)-21H-7λ6-tia-
6,9-diaza-4(1,4)-piperazina-13(1)-piperidina-2(2,3)-
pirrola-1(1),3(1,3),5,8(1,4)-tetrabencenatridecafano-
134-carbonil]oxi}propil)fosfónico 
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 C57H66ClF4N6O11PS4
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pexopiprantum 
pexopiprant ({8-chloro-3-[(4-chlorophenyl)methyl]-4-

(difluoromethoxy)-2-ethylquinolin-5-yl}oxy)acetic acid 

pexopiprant acide ({8-chloro-3-[(4-chlorophényl)méthyl]-4-
(difluorométhoxy)-2-éthylquinolin-5-yl}oxy)acétique 

pexopiprant ácido ({8-cloro-3-[(4-clorofenil)metil]-4-(difluorometoxi)-
2-etilquinolin-5-il}oxi)acético 

 

 C21H17Cl2F2NO4 

 

N

CH3

Cl

O O

Cl

CO2H

F

F

 

 
pimurutamabum #
pimurutamab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens EGFR 

(epidermal growth factor receptor, receptor tyrosine-
protein kinase erbB-1, ERBB1, HER1, HER-1, ERBB)], 
humanized monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain humanized (1-449) [VH (Homo 
sapiens IGHV3-48*03 (78.6%) -(IGHD) -IGHJ3*01 
(85.7%)) [8.7.13] (1-119) -Homo sapiens IGHG1*03 
(100%) G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (216) (120-217), 
hinge 1-15 (218-232), CH2 (233-342), CH3 E12 (358), 
M14 (360) (343-447), CHS (448-449)) (120-449)], 
(222-214')-disulfide with kappa light chain humanized 
(1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-11*01 
(85.3%) -IGKJ4*01 (90.9%)) [6.3.9] (1'-107') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (153), V101 
(191) (108'-214')];  
dimer (228-228":231-231")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

pimurutamab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
EGFR (récepteur du facteur de croissance 
épidermique, récepteur tyrosine-protéine kinase erbB-
1, ERBB1, HER1, HER-1, ERBB)], anticorps 
monoclonal humanisé; 
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 chaîne lourde gamma1 humanisée (1-449) [VH (Homo 
sapiens IGHV3-48*03 (78.6%) -(IGHD) -IGHJ3*01 
(85.7%)) [8.7.13] (1-119) -Homo sapiens IGHG1*03 
(100%) G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (216) (120-217), 
charnière 1-15 (218-232), CH2 (233-342), CH3 E12 
(358), M14 (360) (343-447), CHS (448-449)) (120-
449)], (222-214')-disulfure avec la chaîne légère kappa 
humanisée (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-
11*01 (85.3%) -IGKJ4*01 (90.9%)) [6.3.9] (1'-107') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (153), 
V101 (191) (108'-214')];  
dimère (228-228":231-231")-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

pimurutamab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens EGFR 
(receptor del factor de crecimiento epidérmico, 
receptor tirosina-proteína kinasa erbB-1, ERBB1, 
HER1, HER-1, ERBB)], anticuerpo monoclonal 
humanizado;  
cadena pesada gamma1 humanizada (1-449) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-48*03 (78.6%) -(IGHD) -
IGHJ3*01 (85.7%)) [8.7.13] (1-119) -Homo sapiens 
IGHG1*03 (100%) G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (216) 
(120-217), bisagra 1-15 (218-232), CH2 (233-342), 
CH3 E12 (358), M14 (360) (343-447), CHS (448-449)) 
(120-449)], (222-214')-disulfuro con la cadena ligera 
kappa humanizada (1'-214') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV3-11*01 (85.3%) -IGKJ4*01 (90.9%)) [6.3.9] (1'-
107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 
(153), V101 (191) (108'-214')];  
dímero (228-228":231-231")-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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posenacaftorum 
posenacaftor 8-methyl-2-(3-methyl-1-benzofuran-2-yl)-5-[(1R)-1-(oxan-4-

yl)ethoxy]quinoline-4-carboxylic acid 

posénacaftor acide 8-méthyl-2-(3-méthyl-1-benzofuran-2-yl)-5-[(1R)-1-
(oxan-4-yl)éthoxy]quinoléine-4-carboxylique 

posenacaftor ácido 8-metil-2-(3-metil-1-benzofuran-2-il)-5-[(1R)-1-(oxan-4-
il)etoxi]quinolina-4-carboxílico 

 

 C27H27NO5 

 

 

 
pudexacianinii chloridum
pudexacianinium chloride 3-(3-{[3-(cyclomaltoheptaos-2I-O-yl)propyl]amino}-3-

oxopropyl)-2-{(1E)-2-[(3E)-3-{(2E)-2-[3-(3-{[3-
(cyclomaltoheptaos-2I-O-yl)propyl]amino}-3-oxopropyl)-1,1-
dimethyl-1,3-dihydro-2H-benzo[e]indol-2-ylidene]ethylidene}-
2-methoxycyclohex-1-en-1-yl]ethen-1-yl}-1,1-dimethyl-1H-
benzo[e]indol-3-ium chloride 

chlorure de pudexacianinium chlorure de 3-(3-{[3-(cyclomaltoheptaos-2I-O-
yl)propyl]amino}-3-oxopropyl)-2-{(1E)-2-[(3E)-3-{(2E)-2-[3-(3-
{[3-(cyclomaltoheptaos-2I-O-yl)propyl]amino}-3-oxopropyl)-
1,1-diméthyl-1,3-dihydro-2H-benzo[e]indol-2-
ylidène]éthylidène}-2-méthoxycyclohex-1-en-1-yl]éthèn-1-yl}-
1,1-diméthyl-1H-benzo[e]indol-3-ium 

cloruro de pudexacianinio cloruro de 3-(3-{[3-(ciclomaltoheptaos-2I-O-il)propil]amino}-3-
oxopropil)-2-{(1E)-2-[(3E)-3-{(2E)-2-[3-(3-{[3-
(ciclomaltoheptaos-2I-O-il)propil]amino}-3-oxopropil)-1,1-
dimetil-1,3-dihidro-2H-benzo[e]indol-2-ilideno]etilideno}-2-
metoxiciclohex-1-en-1-il]eten-1-il}-1,1-dimetil-1H-
benzo[e]indol-3-ium 

 

 C135H197ClN4O73 
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quavonlimabum #
quavonlimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens CTLA4 

(cytotoxic T-lymphocyte-associated protein 4, CD152)], 
humanized monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain humanized (1-445) [VH (Homo 
sapiens IGHV3-72*01 (84.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(92.9%)) CDR-IMGT [8.10.6] (26-33.51-60.99-104) (1-
115) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) G1m17,1 
(CH1 K120 (212) (116-213), hinge 1-15 (214-228), 
CH2 (229-338), CH3 D12 (354), L14 (356) (339-443), 
CHS (444-445)) (116-445)], (224-214')-disulfide with 
kappa light chain humanized (1'-214') [V-KAPPA 
(Homo sapiens IGKV1-6*01 (81.6%) -IGKJ2*02 
(90.9%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-52.89-97) (1'-
107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 
(153), V101 (191) (108'-214')];  
dimer (224-224":227-227")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

quavonlimab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
CTLA4 (protéine 4 associée aux lymphocytes T 
cytotoxiques, CD152)], anticorps monoclonal 
humanisé;  
chaîne lourde gamma1 humanisée (1-445) [VH (Homo 
sapiens IGHV3-72*01 (84.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(92.9%)) CDR-IMGT [8.10.6] (26-33.51-60.99-104) (1-
115) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) G1m17,1 
(CH1 K120 (212) (116-213), charnière 1-15 (214-228), 
CH2 (229-338), CH3 D12 (354), L14 (356) (339-443), 
CHS (444-445)) (116-445)], (224-214')-disulfure avec 
la chaîne légère kappa humanisée (1'-214') [V-KAPPA 
(Homo sapiens IGKV1-6*01 (81.6%) -IGKJ2*02 
(90.9%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-52.89-97) (1'-
107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 
(153), V101 (191) (108'-214')];  
dimère (224-224":227-227")-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

quavonlimab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
CTLA4 (proteína 4 asociada a los linfocitos T 
citotóxicos, CD152)], anticuerpo monoclonal 
humanizado;  
cadena pesada gamma1 humanizada (1-445) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-72*01 (84.7%) -(IGHD) -
IGHJ4*01 (92.9%)) CDR-IMGT [8.10.6] (26-33.51-
60.99-104) (1-115) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) 
G1m17,1 (CH1 K120 (212) (116-213), bisagra 1-15 
(214-228), CH2 (229-338), CH3 D12 (354), L14 (356) 
(339-443), CHS (444-445)) (116-445)], (224-214')-
disulfuro con la cadena ligera kappa humanizada (1'-
214') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-6*01 (81.6%) -
IGKJ2*02 (90.9%)) CDR-IMGT [6.3.9] (27-32.50-
52.89-97) (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) 
Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')];  
dímero (224-224":227-227")-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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ragifilimabum # 
ragifilimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens TNFRSF18 (tumor 

necrosis factor receptor (TNFR) superfamily member 18, 
activation-inducible TNFR family receptor, AITR, glucocorticoid-
induced TNFR-related, GITR, CD375)], humanized monoclonal 
antibody;  
gamma1 heavy chain humanized (1-447) [VH (Homo sapiens 
IGHV1-2*02 (80.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) CDR-IMGT 
[8.8.11] (26-33.51-58.97-107) (1-118) -Homo sapiens IGHG1*03 
(100%) G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (215) (119-216), hinge 1-15 
(217-231), CH2 (232-341), CH3 E12 (357), M14 (359) (342-446), 
CHS K>del (447)) (119-447)], (221-220')-disulfide with kappa light 
chain humanized (1'-220') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV4-1*01 
(91.1%) -IGKJ2*01 (100%)) CDR-IMGT [12.3.9] (27-38.56-58.95-
103) (1'-113') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (159), 
V101 (197) (114'-220')];  
dimer (227-227":230-230")-bisdisulfide, produced in Chinese 
hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa

ragifilimab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens TNFRSF18 
(membre 18 de la superfamille des récepteurs du TNF, récepteur 
de la famille TNFR induit par activation, AITR, récepteur 
apparenté au TNFR et induit par les glucocorticoïdes, GITR, 
CD375), anticorps monoclonal humanisé;  
chaîne lourde gamma1 humanisée (1-447) [VH (Homo sapiens 
IGHV1-2*02 (80.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) CDR-IMGT 
[8.8.11] (26-33.51-58.97-107) (1-118) -Homo sapiens IGHG1*03 
(100%) G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (215) (119-216), charnière 1-
15 (217-231), CH2 (232-341), CH3 E12 (357), M14 (359) (342-
446), CHS K>del (447)) (119-447)], (221-220')-disulfure avec la 
chaîne légère kappa humanisée (1'-220') [V-KAPPA (Homo 
sapiens IGKV4-1*01 (91.1%) -IGKJ2*01 (100%)) CDR-IMGT 
[12.3.9] (27-38.56-58.95-103) (1'-113') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%) Km3 A45.1 (159), V101 (197) (114'-220')];  
dimère (227-227":230-230")-bisdisulfure, produit dans des cellules 
ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa
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ragifilimab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens 

TNFRSF18 (miembro 18 de la superfamilia de los 
receptores del TNF, receptor de la familia TNFR 
inducido por activación, AITR, receptor relacionado 
con el TNFR e inducido por los glucocorticoides, 
GITR, CD375), anticuerpo monoclonal humanizado;  
cadena pesada gamma1 humanizada (1-447) [VH 
(Homo sapiens IGHV1-2*02 (80.6%) -(IGHD) -
IGHJ4*01 (92.9%)) CDR-IMGT [8.8.11] (26-33.51-
58.97-107) (1-118) -Homo sapiens IGHG1*03 (100%) 
G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (215) (119-216), bisagra 1-
15 (217-231), CH2 (232-341), CH3 E12 (357), M14 
(359) (342-446), CHS K>del (447)) (119-447)], (221-
220')-disulfuro con la cadena ligera kappa humanizada 
(1'-220') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV4-1*01 
(91.1%) -IGKJ2*01 (100%)) CDR-IMGT [12.3.9] (27-
38.56-58.95-103) (1'-113') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%) Km3 A45.1 (159), V101 (197) (114'-220')];  
dímero (227-227":230-230")-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

QVQLVQSGAE VKKPGASVKV SCKGSGYTFT DYAMYWVRQA PGQGLEWIGV 50
IRTYSGDVTY NQKFKDRATM TVDKSISTAY MELSRLRSDD TAVYYCAKSG 100
TVRGFAYWGQ GTLVTVSSAS TKGPSVFPLA PSSKSTSGGT AALGCLVKDY 150
FPEPVTVSWN SGALTSGVHT FPAVLQSSGL YSLSSVVTVP SSSLGTQTYI 200
CNVNHKPSNT KVDKRVEPKS CDKTHTCPPC PAPELLGGPS VFLFPPKPKD 250
TLMISRTPEV TCVVVDVSHE DPEVKFNWYV DGVEVHNAKT KPREEQYNST 300
YRVVSVLTVL HQDWLNGKEY KCKVSNKALP APIEKTISKA KGQPREPQVY 350
TLPPSREEMT KNQVSLTCLV KGFYPSDIAV EWESNGQPEN NYKTTPPVLD 400
SDGSFFLYSK LTVDKSRWQQ GNVFSCSVMH EALHNHYTQK SLSLSPG 447

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
DIVMTQSPDS LAVSLGERAT INCKSSQSLL NSGNQKNYLT WYQQKPGQPP 50
KLLIYWASTR ESGVPDRFSG SGSGTDFTLT ISSLQAEDVA VYHCQNDYSY 100
PYTFGQGTKL EIKRTVAAPS VFIFPPSDEQ LKSGTASVVC LLNNFYPREA 150
KVQWKVDNAL QSGNSQESVT EQDSKDSTYS LSSTLTLSKA DYEKHKVYAC 200
EVTHQGLSSP VTKSFNRGEC 220

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 145-201 262-322 368-426

22''-96'' 145''-201'' 262''-322'' 368''-426''
Intra-L (C23-C104) 23'-94' 140'-200'

23'''-94''' 140'''-200'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 221-220' 221''-220'''
Inter-H-H (h 11, h 14) 227-227'' 230-230''

N-terminal glutaminyl cyclization to pyroglutamyl (pE, 5-oxoprolyl)
H VH Q1:
1, 1''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
298, 298''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados   

 
reciferceptum # 
recifercept human fibroblast growth factor receptor 3 (FGFR-3, 

CD333) (1-336)-(401-413) fragment (1-349) [soluble 
isoform (337-400>del, 414-784>del)-sFGFR3], 
produced in Chinese hamster ovary (CHO) cells, 
glycoform alfa 

récifercept fragment (1-336)-(401-413) du récepteur 3 du facteur 
de croissance des fibroblastes humain (FGFR-3, 
CD333) (1-349) [isoforme soluble (337-400>del, 414-
784>del)-sFGFR3], produit dans des cellules 
ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 
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recifercept fragmento (1-336)-(401-413) del receptor 3 del factor 

de crecimiento de los fibroblastos humanos (FGFR-3, 
CD333) (1-349) [isoforma soluble (337-400>del, 414-
784>del)-sFGFR3], producido en las células ováricas 
de hamster chino (CHO), glicoforma alfa

 

 
 Sequence / Séquence / Secuencia

ESLGTEQRVV GRAAEVPGPE PGQQEQLVFG SGDAVELSCP PPGGGPMGPT 50 
VWVKDGTGLV PSERVLVGPQ RLQVLNASHE DSGAYSCRQR LTQRVLCHFS 100 
VRVTDAPSSG DDEDGEDEAE DTGVDTGAPY WTRPERMDKK LLAVPAANTV 150 
RFRCPAAGNP TPSISWLKNG REFRGEHRIG GIKLRHQQWS LVMESVVPSD 200 
RGNYTCVVEN KFGSIRQTYT LDVLERSPHR PILQAGLPAN QTAVLGSDVE 250 
FHCKVYSDAQ PHIQWLKHVE VNGSKVGPDG TPYVTVLKTA GANTTDKELE 300 
VLSLHNVTFE DAGEYTCLAG NSIGFSHHSA WLVVLPVSLE SNASMSSNT 349 

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
intra-chain 39-97 154-206 253-317
(Cys-SH: 87)

Glycosylation sites / Sites de glycosylation / Posiciones de glicosilación
N76, N203, N240, N272, N293, N306, N342
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / Glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / Glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados   

 
relzomostatum 
relzomostat (3R,4S,5S,6R)-5-methoxy-4-[(2R,3R)-2-methyl-3-(3-

methylbut-2-en-1-yl)oxiran-2-yl]-1-oxaspiro[2.5]octan-
6-yl 6-(2,2-difluoroethyl)-2,6-diazaspiro[3.3]heptane-2-
carboxylate 

relzomostat 6-(2,2-difluoroéthyl)-2,6-diazaspiro[3.3]heptane-2-
carboxylate de (3R,4S,5S,6R)-5-méthoxy-4-[(2R,3R)-
2-méthyl-3-(3-méthylbut-2-én-1-yl)oxiran-2-yl]-1-
oxaspiro[2.5]octan-6-yle 

relzomostat 6-(2,2-difluoroetil)-2,6-diazaspiro[3.3]heptano-2-
carboxilato de (3R,4S,5S,6R)-5-metoxi-4-[(2R,3R)-2-
metil-3-(3-metilbut-2-en-1-il)oxiran-2-il]-1-
oxaspiro[2.5]octan-6-ilo 

 

 C24H36F2N2O5

 

  

 
resiquimodum pegolum
resiquimod pegol 2,2',2'',2'''-{methanetetrayltetrakis[methylenepoly 

(oxyethylene)oxy]}tetrakis[N-(2-{[2-(ethoxymethyl)-1-
(2-hydroxy-2-methylpropyl)-1H-imidazo[4,5-c]quinolin-
4-yl]amino}-2-oxoethyl)acetamide] 

résiquimod pégol 2,2',2'',2'''-{méthanetétrayltétrakis[méthylènepoly 
(oxyéthylène)oxy]}tétrakis[N-(2-{[2-(éthoxyméthyl)-1-
(2-hydroxy-2-méthylpropyl)-1H-imidazo[4,5-
c]quinoléin-4-yl]amino}-2-oxoéthyl)acétamide] 

resiquimod pegol 2,2',2'',2'''-{metanotetrailtetrakis[metilenepoli 
(oxietileno)oxi]}tetrakis[N-(2-{[2-(etoximetil)-1-(2-
hidroxi-2-metilpropil)-1H-imidazo[4,5-c]quinolin-4-
il]amino}-2-oxoetil)acetamida]
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revdofilimabum #
revdofilimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens 

TNFRSF4 (tumor necrosis factor receptor (TNFR) 
superfamily member 4, ACT35, OX40, CD134)], 
monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain (1-450) [VH (Mus musculus 
IGHV5-6-3*01 (88.8%) -IGHJ4*01 (93.8%)/Homo 
sapiens IGHV3-7*01 (88.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(92.3%)) CDR-IMGT [8.8.13] (26-33.51-58.97-109) (1-
120) -Homo sapiens IGHG1*03v, G1m3>G1m17, 
nG1m1 (CH1 R120>K (217) (121-218), hinge 1-15 
(219-233), CH2 (234-343), CH3 E12 (359), M14 (361) 
(344-448), CHS (449-450)) (121-450)], (223-218')-
disulfide with kappa light chain (1'-218') [V-KAPPA 
(Mus musculus IGKV3-4*01 (83.8%) -IGKJ1*01 
(90.9%)/Homo sapiens IGKV4-1*01 (83.2%) -
IGKJ4*01 (100%)) CDR-IMGT [10.3.9] (27-36.54-
56.93-101) (1'-111') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) 
Km3 A45.1 (157), V101 (195) (112'-218')];  
dimer (229-229":232-232")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

revdofilimab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
TNFRSF4 (membre 4 de la superfamille des 
récepteurs du facteur de nécrose tumorale, ACT35, 
OX40, CD134)], anticorps monoclonal;  
chaîne lourde gamma1 (1-450) [VH (Mus musculus 
IGHV5-6-3*01 (88.8%) -IGHJ4*01 (93.8%)/Homo 
sapiens IGHV3-7*01 (88.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(92.3%)) CDR-IMGT [8.8.13] (26-33.51-58.97-109) (1-
120) -Homo sapiens IGHG1*03v, G1m3>G1m17, 
nG1m1 (CH1 R120>K (217) (121-218), charnière 1-15 
(219-233), CH2 (234-343), CH3 E12 (359), M14 (361) 
(344-448), CHS (449-450)) (121-450)], (223-218')-
disulfure avec la chaîne légère kappa (1'-218') [V-
KAPPA (Mus musculus IGKV3-4*01 (83.8%) -
IGKJ1*01 (90.9%)/Homo sapiens IGKV4-1*01 (83.2%) 
-IGKJ4*01 (100%)) CDR-IMGT [10.3.9] (27-36.54-
56.93-101) (1'-111') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) 
Km3 A45.1 (157), V101 (195) (112'-218')];  
dimère (229-229":232-232")-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

revdofilimab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
TNFRSF4 (miembro 4 de la superfamilia de los 
receptores del factor de necrosis tumoral, ACT35, 
OX40, CD134)], anticuerpo monoclonal;  
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cadena pesada gamma1 (1-450) [VH (Mus musculus IGHV5-6-3*01 
(88.8%) -IGHJ4*01 (93.8%)/Homo sapiens IGHV3-7*01 (88.8%) -
(IGHD) -IGHJ4*01 (92.3%)) CDR-IMGT [8.8.13] (26-33.51-58.97-
109) (1-120) -Homo sapiens IGHG1*03v, G1m3>G1m17, nG1m1 
(CH1 R120>K (217) (121-218), bisagra 1-15 (219-233), CH2 (234-
343), CH3 E12 (359), M14 (361) (344-448), CHS (449-450)) (121-
450)], (223-218')-disulfuro con la cadena ligera kappa (1'-218') [V-
KAPPA (Mus musculus IGKV3-4*01 (83.8%) -IGKJ1*01 
(90.9%)/Homo sapiens IGKV4-1*01 (83.2%) -IGKJ4*01 (100%)) 
CDR-IMGT [10.3.9] (27-36.54-56.93-101) (1'-111') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (157), V101 (195) (112'-218')];  
dímero (229-229":232-232")-bisdisulfuro, producido por células 
ováricas de hamster chino (CHO), forma glicosilada alfa

 

 
 

 

 
rezivertinibum 
rezivertinib N-(2-[2-(dimethylamino)ethoxy]-4-methoxy-5-{[4-(1-methyl-1H-

indol-3-yl)pyrimidin-2-yl]amino}phenyl)prop-2-enamide 

rézivertinib N-(2-[2-(diméthylamino)éthoxy]-4-méthoxy-5-{[4-(1-méthyl-1H-
indol-3-yl)pyrimidin-2-yl]amino}phényl)prop-2-énamide 

rezivertinib N-(2-[2-(dimetilamino)etoxi]-5-{[4-(1-metil-1H-indol-3-il)pirimidin-2-
il]amino}fenil)-4-metoxiprop-2-enamida 

 

 C27H30N6O3

 

 



WHO Drug Information, Vol. 34, No. 3, 2020 Recommended INN: List 84

763

 
 
 

rilematovirum 
rilematovir 3-({5-chloro-1-[3-(methanesulfonyl)propyl]-1H-indol-2-

yl}methyl)-1-(2,2,2-trifluoroethyl)-1,3-dihydro-2H-
imidazo[4,5-c]pyridin-2-one 

rilématovir 3-({5-chloro-1-[3-(méthanesulfonyl)propyl]-1H-indol-2-
yl}méthyl)-1-(2,2,2-trifluoroéthyl)-1,3-dihydro-2H-
imidazo[4,5-c]pyridin-2-one 

rilematovir 3-({5-cloro-1-[3-(metanosulfonil)propil]-1H-indol-2-
il}metil)-1-(2,2,2-trifluoroetil)-1,3-dihidro-2H-
imidazo[4,5-c]piridin-2-ona 

 

 C21H20ClF3N4O3S 

 

 

 
 
 

ripafollitropinum alfa (bovinum) #
ripafollitropin alfa (bovine) bovine follicle-stimulating hormone (synthetic analog):  

[follitropin (Bos taurus) subunit β (1-109)]-[human 
chorionic gonadotropin (hCG) C-terminal 28-peptide 
linker (110-137)]-[glycoprotein hormones α chain 
(follitropin subunit α) (Bos taurus) (138-233)] fusion 
protein, produced in Chinese hamster ovary (CHO) 
cells, glycoform alfa 

ripafollitropine alfa (bovine) hormone folliculostimulante bovine (analogue 
synthétique):  
protéine de fusion [follitropine (Bos taurus) sous-unité 
β (1-109)]-[peptide liant: 28-peptide C-terminal de la 
gonadotrophine chorionique humaine (hCG) (110-
137)]-[chaîne α des hormones glycoprotéiques 
(follitropine sous-unité α) (Bos taurus) (138-233)], 
produit par des cellules ovariennes de hamster chinois 
(CHO), forme glycosylée alfa 

ripafolitropina alfa (bovina) hormona estimulante del folículo bovina (análogo 
sintético):  
proteína de fusión [folitropina (Bos taurus) subunidad β 
(1-109)]-[conector: 28-péptido C-terminal de la 
gonadotropina coriónica humana (hCG) (110-137)]-
[cadena α de las hormonas glicoproteicas (folitropina 
subunidad α) (Bos taurus) (138-233)], producida por 
células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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ripertamabum # 
ripertamab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens 

MS4A1 (membrane-spanning 4-domains subfamily A 
member 1, CD20)], chimeric monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain chimeric (1-451) [VH (Mus 
musculus IGHV1-12*01 (91.8%) -(IGHD) -IGHJ1*01 
(87.5%)) CDR-IMGT [8.8.14] (26-33.51-58.97-110) (1-
121) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) G1m17,1 
(CH1 K120 (218) (122-219), hinge 1-15 (220-234), 
CH2 (235-344), CH3 D12 (360), L14 (362) (345-449), 
CHS (450-451)) (122-451)], (224-213')-disulfide with 
kappa light chain chimeric (1'-213') [V-KAPPA (Mus 
musculus IGKV4-72*01 (95.8%) -IGKJ1*01 (100%)) 
CDR-IMGT [5.3.9] (27-31.49-51.88-96) (1'-106') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (152), 
V101 (190) (107'-213')];  
dimer (230-230'':233-233'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

ripertamab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
MS4A1 (membre 1 de la sous-famille A à 4 domaines 
transmembranaires, CD20)], anticorps monoclonal 
chimérique;  
chaîne lourde gamma1 chimérique (1-451) [VH (Mus 
musculus IGHV1-12*01 (91.8%) -(IGHD) -IGHJ1*01 
(87.5%)) CDR-IMGT [8.8.14] (26-33.51-58.97-110) (1-
121) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%) G1m17,1 
(CH1 K120 (218) (122-219), charnière 1-15 (220-234), 
CH2 (235-344), CH3 D12 (360), L14 (362) (345-449), 
CHS (450-451)) (122-451)], (224-213')-disulfure avec 
la chaîne légère kappa chimérique (1'-213') [V-KAPPA 
(Mus musculus IGKV4-72*01 (95.8%) -IGKJ1*01 
(100%)) CDR-IMGT [5.3.9] (27-31.49-51.88-96) (1'-
106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 
(152), V101 (190) (107'-213')];  
dimère (230-230'':233-233'')-bisdisulfure, produite 
dans des cellules ovariennes de hamster chinois 
(CHO), glycoforme alfa 

ripertamab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
MS4A1 (miembro 1 de la subfamilia A con 4 dominios 
transmembranarios, CD20)], anticuerpo monoclonal 
quimérico;  
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 cadena pesada gamma1 quimérica (1-451) [VH (Mus musculus 

IGHV1-12*01 (91.8%) -(IGHD) -IGHJ1*01 (87.5%)) CDR-IMGT 
[8.8.14] (26-33.51-58.97-110) (1-121) -Homo sapiens IGHG1*01 
(100%) G1m17,1 (CH1 K120 (218) (122-219), bisagra 1-15 (220-
234), CH2 (235-344), CH3 D12 (360), L14 (362) (345-449), CHS 
(450-451)) (122-451)], (224-213')-disulfuro con la cadena ligera 
kappa quimérica (1'-213') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV4-
72*01 (95.8%) -IGKJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [5.3.9] (27-31.49-
51.88-96) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 
(152), V101 (190) (107'-213')];  
dímero (230-230'':233-233'')-bisdisulfuro, producida por células 
ováricas de hamster chino (CHO), forma glicosilada alfa

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

QVQLQQPGAE LVKPGASVKM SCKASGYTFT SYNMHWVKQT PGRGLEWIGA 50
IYPGNGDTSY NQKFKGKATL TADKSSSTAY MQLSSLTSED SAVYYCARST 100
YYGGDWYFNV WGAGTTVTVS AASTKGPSVF PLAPSSKSTS GGTAALGCLV 150
KDYFPEPVTV SWNSGALTSG VHTFPAVLQS SGLYSLSSVV TVPSSSLGTQ 200
TYICNVNHKP SNTKVDKKVE PKSCDKTHTC PPCPAPELLG GPSVFLFPPK 250
PKDTLMISRT PEVTCVVVDV SHEDPEVKFN WYVDGVEVHN AKTKPREEQY 300
NSTYRVVSVL TVLHQDWLNG KEYKCKVSNK ALPAPIEKTI SKAKGQPREP 350
QVYTLPPSRD ELTKNQVSLT CLVKGFYPSD IAVEWESNGQ PENNYKTTPP 400
VLDSDGSFFL YSKLTVDKSR WQQGNVFSCS VMHEALHNHY TQKSLSLSPG 450
K 451

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
QIVLSQSPAI LSASPGEKVT MTCRASSSVS YIHWFQQKPG SSPKPWIYAT 50
SNLASGVPVR FSGSGSGTSY SLTISRVEAE DAATYYCQQW TSNPPTFGGG 100
TKLEIKRTVA APSVFIFPPS DEQLKSGTAS VVCLLNNFYP REAKVQWKVD 150
NALQSGNSQE SVTEQDSKDS TYSLSSTLTL SKADYEKHKV YACEVTHQGL 200
SSPVTKSFNR GEC 213

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 148-204 265-325 371-429

22''-96'' 148''-204'' 265''-325'' 371''-429''
Intra-L (C23-C104) 23'-87' 133'-193'

23'''-87''' 133'''-193'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 224-213' 224''-213'''
Inter-H-H (h 11, h14) 230-230'' 233-233''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
301, 301''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados

 

 
 

rocakinogenum sifuplasmidum #
rocakinogene sifuplasmid A DNA plasmid encoding both subunits of human interleukin-12 

(IL12), subunit alpha (IL12A, IL-12 subunit p35) and subunit 
beta (IL12B; IL-12 subunit p40), under the control of a human 
cytomegalovirus (CMV) immediate-early 1 (IE1) promoter and a 
simian cytomegalovirus (sCMV) promoter, respectively. 

rocakinogène sifuplasmide plasmide dont l'ADN code pour les deux sous-unités de 
l'interleukine 12 humaine (IL-12), sous-unité alpha (IL12A, 
sous-unité p35 de l'IL-12) et sous-unité bêta (IL12B; sous-unité 
p40 de l'IL-12), sous le contrôle d'un activateur/promoteur 
immédiat-précoce 1 (IE1) du cytomégalovirus (CMV) et d'un 
promoteur du cytomégalovirus simiesque (sCMV), 
respectivement 

rocakinogén sifuplasmida Un plásmido de DNA que codifica para ambas subunidades de 
la interleucina 12 (IL12) humana, la subunidad alfa (IL12A, IL-
12 subunidad p35) y la subunidad beta (IL12B; IL-12 subunidad 
p40), bajo el control de un promotor inmediato-temprano 1 (IE1) 
del citomegalovirus (CMV) humano y un promotor del 
citomegalovirus de simio (sCMV), respectivamente.
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rosopatamabum #
rosopatamab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens FOLH1 

(folate hydrolase, prostate specific membrane antigen, 
PSMA)], monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain (1-445) [VH (Mus musculus 
IGHV1-26*01 (78.4%) -(IGHD) -IGHJ2*01 
(92.9%)/Homo sapiens IGHV1-69-2*01 (76.3%) -(IGHD) 
-IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.8] (1-115) -Homo sapiens 
IGHG1*01 (100%) G1m17,1 (CH1 K120 (212) (116-
213), hinge 1-15 (214-228), CH2 (229-338), CH3 D12 
(354), L14 (356) (339-443), CHS (444-445)) (116-445)], 
(218-214')-disulfide with kappa light chain (1'-214') [V-
KAPPA (Mus musculus IGKV6-23*01 (80.9%) -
IGKJ2*03 (72.7%)Homo sapiens IGKV1-13*02 (78.7%) 
-IGKJ3*01 (91.7%)) [6.3.9] (1'-107') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-
214')];  
dimer (224-224":227-227")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

rosopatamab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens FOLH1 
(folate hydrolase, antigène membranaire spécifique de 
la prostate, PSMA)], anticorps monoclonal;  
chaîne lourde gamma1 (1-445) [VH (Mus musculus 
IGHV1-26*01 (78.4%) -(IGHD) -IGHJ2*01 
(92.9%)/Homo sapiens IGHV1-69-2*01 (76.3%) -(IGHD) 
-IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.8] (1-115) -Homo sapiens 
IGHG1*01 (100%) G1m17,1 (CH1 K120 (212) (116-
213), charnière 1-15 (214-228), CH2 (229-338), CH3 
D12 (354), L14 (356) (339-443), CHS (444-445)) (116-
445)], (218-214')-disulfure avec la chaîne légère kappa 
(1'-214') [V-KAPPA Mus musculus IGKV6-23*01 
(80.9%) -IGKJ2*03 (72.7%)/(Homo sapiens IGKV1-
13*02 (78.7%) -IGKJ3*01 (91.7%)) [6.3.9] (1'-107') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (153), V101 
(191) (108'-214')];  
dimère (224-224":227-227")-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

rosopatamab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens FOLH1 
(folato hidrolasa, antígeno membranario específico de 
la próstata, PSMA)], anticuerpo monoclonal;  
cadena pesada gamma1 (1-445) [VH (Mus musculus 
IGHV1-26*01 (78.4%) -(IGHD) -IGHJ2*01 
(92.9%)/Homo sapiens IGHV1-69-2*01 (76.3%) -(IGHD) 
-IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.8] (1-115) -Homo sapiens 
IGHG1*01 (100%) G1m17,1 (CH1 K120 (212) (116-
213), bisagra 1-15 (214-228), CH2 (229-338), CH3 D12 
(354), L14 (356) (339-443), CHS (444-445)) (116-445)], 
(218-214')-disulfuro con la cadena ligera kappa (1'-214') 
[V-KAPPA Mus musculus IGKV6-23*01 (80.9%) -
IGKJ2*03 (72.7%)/(Homo sapiens IGKV1-13*02 
(78.7%) -IGKJ3*01 (91.7%)) [6.3.9] (1'-107') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (153), V101 (191) 
(108'-214')];  
dímero (224-224":227-227")-bisdisulfuro, producido por 
células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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rosopatamabum tetraxetanum #
rosopatamab tetraxetan immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens FOLH1 

(folate hydrolase, prostate specific membrane antigen, 
PSMA)], monoclonal antibody, tetraxetan conjugate;  
gamma1 heavy chain (1-445) [VH (Mus musculus 
IGHV1-26*01 (78.4%) -(IGHD) -IGHJ2*01 (92.9%)/Homo 
sapiens IGHV1-69-2*01 (76.3%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(92.9%)) [8.8.8] (1-115) -Homo sapiens IGHG1*01 
(100%) G1m17,1 (CH1 K120 (212) (116-213), hinge 1-15 
(214-228), CH2 (229-338), CH3 D12 (354), L14 (356) 
(339-443), CHS (444-445)) (116-445)], (218-214')-
disulfide with kappa light chain (1'-214') [V-KAPPA (Mus 
musculus IGKV6-23*01 (80.9%) -IGKJ2*03 (72.7%)Homo 
sapiens IGKV1-13*02 (78.7%) -IGKJ3*01 (91.7%)) [6.3.9] 
(1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 
(153), V101 (191) (108'-214')];  
dimer (224-224":227-227")-bisdisulfide; produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa, 
tetraxetan (DOTA) conjugate (on an average of 3 to 5 
lysyl, linked to the chelator by their N6) 

rosopatamab tétraxétan immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens FOLH1 
(folate hydrolase, antigène membranaire spécifique de la 
prostate, PSMA)], anticorps monoclonal, conjugué au 
tétraxétan;  
chaîne lourde gamma1 (1-445) [VH (Mus musculus 
IGHV1-26*01 (78.4%) -(IGHD) -IGHJ2*01 (92.9%)/Homo 
sapiens IGHV1-69-2*01 (76.3%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(92.9%)) [8.8.8] (1-115) -Homo sapiens IGHG1*01 
(100%) G1m17,1 (CH1 K120 (212) (116-213), charnière 
1-15 (214-228), CH2 (229-338), CH3 D12 (354), L14 
(356) (339-443), CHS (444-445)) (116-445)], (218-214')-
disulfure avec la chaîne légère kappa (1'-214') [V-KAPPA 
Mus musculus IGKV6-23*01 (80.9%) -IGKJ2*03 
(72.7%)/(Homo sapiens IGKV1-13*02 (78.7%) -IGKJ3*01 
(91.7%)) [6.3.9] (1'-107') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) 
Km3 A45.1 (153), V101 (191) (108'-214')]; 
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 dimère (224-224":227-227")-bisdisulfure; produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa, conjugué au tétraxétan (DOTA) (avec 
une moyenne de 3 à 5 lysyl liés au chélateur par leur 
N6) 

rosopatamab tetraxetán inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
FOLH1 (folato hidrolasa, antígeno membranario 
específico de la próstata, PSMA)], anticuerpo 
monoclonal, conjugado con tetraxetán ;  
cadena pesada gamma1 (1-445) [VH (Mus musculus 
IGHV1-26*01 (78.4%) -(IGHD) -IGHJ2*01 
(92.9%)/Homo sapiens IGHV1-69-2*01 (76.3%) -
(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.8] (1-115) -Homo 
sapiens IGHG1*01 (100%) G1m17,1 (CH1 K120 (212) 
(116-213), bisagra 1-15 (214-228), CH2 (229-338), 
CH3 D12 (354), L14 (356) (339-443), CHS (444-445)) 
(116-445)], (218-214')-disulfuro con la cadena ligera 
kappa (1'-214') [V-KAPPA Mus musculus IGKV6-23*01 
(80.9%) -IGKJ2*03 (72.7%)/(Homo sapiens IGKV1-
13*02 (78.7%) -IGKJ3*01 (91.7%)) [6.3.9] (1'-107') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (153), 
V101 (191) (108'-214')];  
dímero (224-224":227-227")-bisdisulfuro; producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa, conjugado con tetraxetán (DOTA) (con 
una media de 3 a 5 restos lisil unidos al quelante por 
sus respectivos N6)

 

 
 

N

N

N

N
CO2H

CO2HHO2C

NH

H O

N
H

O

C

3 to 5 lysyl (K)

3 à 5 lysyl (K)

3 a 5 lisil (K)

N6-(tetraxetan)-L-lysyl

Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada
EVQLVQSGPE VKKPGATVKI SCKTSGYTFT EYTIHWVKQA PGKGLEWIGN 50
INPNNGGTTY NQKFEDKATL TVDKSTDTAY MELSSLRSED TAVYYCAAGW 100
NFDYWGQGTL LTVSSASTKG PSVFPLAPSS KSTSGGTAAL GCLVKDYFPE 150
PVTVSWNSGA LTSGVHTFPA VLQSSGLYSL SSVVTVPSSS LGTQTYICNV 200
NHKPSNTKVD KKVEPKSCDK THTCPPCPAP ELLGGPSVFL FPPKPKDTLM 250
ISRTPEVTCV VVDVSHEDPE VKFNWYVDGV EVHNAKTKPR EEQYNSTYRV 300
VSVLTVLHQD WLNGKEYKCK VSNKALPAPI EKTISKAKGQ PREPQVYTLP 350
PSRDELTKNQ VSLTCLVKGF YPSDIAVEWE SNGQPENNYK TTPPVLDSDG 400
SFFLYSKLTV DKSRWQQGNV FSCSVMHEAL HNHYTQKSLS LSPGK 445

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
DIQMTQSPSS LSTSVGDRVT LTCKASQDVG TAVDWYQQKP GPSPKLLIYW 50
ASTRHTGIPS RFSGSGSGTD FTLTISSLQP EDFADYYCQQ YNSYPLTFGP 100
GTKVDIKRTV AAPSVFIFPP SDEQLKSGTA SVVCLLNNFY PREAKVQWKV 150
DNALQSGNSQ ESVTEQDSKD STYSLSSTLT LSKADYEKHK VYACEVTHQG 200
LSSPVTKSFN RGEC 214

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 142-198 259-319 365-423

22''-96'' 142''-198'' 259''-319'' 365''-423''
Intra-L (C23-C104) 23'-88' 134'-194'

23'''-88''' 134'''-194'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 218-214' 218''-214'''
Inter-H-H (h 11, h 14) 224-224'' 227-227''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
295, 295''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados

Potential modified residues / résidus modifiés potentiels / restos modificados potenciales
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sabatolimabum #
sabatolimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens 

HAVCR2 (hepatitis A virus cellular receptor 2, T-cell 
immunoglobulin mucin family member 3, Tim-3, TIM3, 
TIMD3, CD366)], humanized monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain humanized (1-444) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-46*01 (87.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(92.3%)) CDR-IMGT [8.8.11] (26-33.51-58.97-107) (1-
118)-Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 
(119-216), hinge 1-12 S10>P (226) (217-228), CH2 
(229-338), CH3 (339-443), CHS K>del (444)) (119-
444)], (132-218')-disulfide with kappa light chain 
humanized (1'-218') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-
39*01 (81.6%) -IGKJ4*01 (100%)) CDR-IMGT [10.3.9] 
(27-36.54-56.93-101) (1'-111') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (157), V101 (195) (112'-
218')];  
dimer (224-224":227-227")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

sabatolimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
HAVCR2 (récepteur cellulaire 2 du virus de l'hépatite 
A, CD366, membre 3 de la famille mucine 
immunoglobuline des cellules T, Tim-3, TIM3, TIMD3, 
CD366)], anticorps monoclonal humanisé;  
chaîne lourde gamma4 humanisée (1-444) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-46*01 (87.8%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(92.3%)) CDR-IMGT [8.8.11] (26-33.51-58.97-107) (1-
118) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 
(119-216), charnière 1-12 S10>P (226) (217-228), 
CH2 (229-338), CH3 (339-443), CHS K>del (444)) 
(119-444)], (132-218')-disulfure avec la chaîne légère 
kappa humanisée (1'-218') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV1-39*01 (81.6%) -IGKJ4*01 (100%)) CDR-IMGT 
[10.3.9] (27-36.54-56.93-101) (1'-111') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (157), V101 (195) (112'-
218')];  
dimère (224-224":227-227")-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

sabatolimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
HAVCR2 (receptor celular 2 del virus de la hepatitis A, 
CD366, miembro 3 de la familia mucina 
inmunoglobulina de las células T, Tim-3, TIM3, TIMD3, 
CD366)], anticuerpo monoclonal humanizado;  
cadena pesada gamma4 humanizada (1-444) [VH 
(Homo sapiens IGHV1-46*01 (87.8%) -(IGHD) -
IGHJ4*01 (92.3%)) CDR-IMGT [8.8.11] (26-33.51-
58.97-107) (1-118) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h 
P10 (CH1 (119-216), bisagra 1-12 S10>P (226) (217-
228), CH2 (229-338), CH3 (339-443), CHS K>del 
(444)) (119-444)], (132-218')-disulfuro con la cadena 
ligera kappa humanizada (1'-218') [V-KAPPA (Homo 
sapiens IGKV1-39*01 (81.6%) -IGKJ4*01 (100%)) 
CDR-IMGT [10.3.9] (27-36.54-56.93-101) (1'-111') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (157), 
V101 (195) (112'-218')];  
dímero (224-224":227-227")-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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samelisantum 
samelisant N-{4-[(1-cyclobutylpiperidin-4-yl)oxy]phenyl}-2-

(morpholin-4-yl)acetamide 

samélisant N-{4-[(1-cyclobutylpipéridin-4-yl)oxy]phényl}-2-
(morpholin-4-yl)acetamide 

samelisant N-{4-[(1-ciclobutilpiperidin-4-il)oxi]fenil}-2-(morfolin-4-
il)acetamida 

 

 C21H31N3O3 

 

 

 
 

samuraciclibum 
samuraciclib (3R,4R)-4-({[7-(benzylamino)-3-(propan-2-

yl)pyrazolo[1,5-a]pyrimidin-5-yl]amino}methyl)piperidin-
3-ol 

samuraciclib (3R,4R)-4-({[7-(benzylamino)-3-(propan-2-
yl)pyrazolo[1,5-a]pyrimidin-5-yl]amino}méthyl)pipéridin-
3-ol 

samuraciclib (3R,4R)-4-({[7-(benzilamino)-3-(propan-2-
il)pirazolo[1,5-a]pirimidin-5-il]amino}metil)piperidin-3-ol 
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C22H30N6O 
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seralutinibum 
seralutinib N-{3-[(1S)-1-{[6-(3,4-dimethoxyphenyl)pyrazin-2-

yl]amino}ethyl]phenyl}-5-methylpyridine-3-carboxamide 

séralutinib N-{3-[(1S)-1-{[6-(3,4-diméthoxyphényl)pyrazin-2-
yl]amino}éthyl]phényl}-5-méthylpyridine-3-carboxamide 

seralutinib N-{3-[(1S)-1-{[6-(3,4-dimetoxifenil)pirazin-2-
il]amino}etil]fenil}-5-metilpiridina-3-carboxamida 

 

 C27H27N5O3 

 

  

 
simoladagenum autotemcelum #
simoladagene autotemcel autologous CD34+ hematopoietic stem cells (HSC), 

obtained by leukapheresis or from bone marrow, 
transduced ex vivo with a non-replicating, self-
inactivating (SIN) lentiviral vector encoding codon 
optimised human adenosine deaminase (ADA) under 
the internal control of elongation factor 1α short 
promoter (EFS) 

simoladagène autotemcel cellules souches hématopoïétiques CD34+ autologues 
obtenues par leucophérèse ou de la moëlle osseuse, 
transduites ex vivo avec un vecteur lentiviral non-
répliquant, auto-inactivant (SIN) codant pour 
l'adénosine déaminase (ADA) humaine codon optimisé 
sous le contrôle interne d'un promoteur court du 
facteur d'élongation 1α (EFS) 

simoladagén autotemcel células madre hematopoyéticas CD34+ autólogas 
obtenidas por leucoaféresis o de médula ósea, 
transducidas ex vivo con un vector lentiviral no 
replicativo y auto inactivante (SIN), que codifica para 
la adenosina deaminasa (ADA) humana con codones 
optimizados bajo el control interno del promotor corto 
del factor de elongación 1α (EFS)

 

 
 

sisunatovirum 
sisunatovir 1'-{[5-(aminomethyl)-1-(4,4,4-trifluorobutyl)-1H-

benzimidazol-2-yl]methyl}-6'-fluorospiro[cyclopropane-
1,3'-indol]-2'(1'H)-one
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sisunatovir 1'-{[5-(aminométhyl)-1-(4,4,4-trifluorobutyl)-1H-

benzimidazol-2-yl]méthyl}-6'-fluoro-spiro[cyclopropane-
1,3'-[3H]indol]-2'(1'H)-one 

sisunatovir 1'-{[5-(aminometil)-1-(4,4,4-trifluorobutil)-1H-
benzimidazol-2-il]metil}-6'-fluoro-spiro[ciclopropano-
1,3'-[3H]indol]-2'(1'H)-ona 

 

 C23H22F4N4O
 

 

 
sovesudilum 
sovesudil propyl 2'-(aminomethyl)-5'-[(3-fluoropyridin-4-

yl)carbamoyl][1,1'-biphenyl]-3-carboxylate 

sovésudil 2'-(aminométhyl)-5'-[(3-fluoropyridin-4-
yl)carbamoyl][1,1'-biphényl]-3-carboxylate de propyle 

sovesudil 2'-(aminometil)-5'-[(3-fluoropiridin-4-il)carbamoil][1,1'-
bifenil]-3-carboxilato de propilo 

 

 C23H22FN3O3

 OO

O

N
H

CH3

NH2

N
F

 

 
sugemalimabum #
sugemalimab immunoglobulin G4-lambda, anti-[Homo sapiens 

CD274 (programmed death ligand 1, PDL1, PD-L1, B7 
homolog 1, B7H1)], Homo sapiens monoclonal 
antibody;  
gamma4 heavy chain Homo sapiens (1-448) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-23*01 (98.0%) -(IGHD) - 
IGHJ4*01 (100%)) [8.8.14] (1-121) -Homo sapiens 
IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (122-219), hinge 1-12 
S10>P (229) (220-231), CH2 (232-341), CH3 (342-
446), CHS (447-448)) (122-448)], (135-213')-disulfide 
with lambda light chain Homo sapiens (1'-214') [V-
LAMBDA (Homo sapiens IGLV3-21*02 (100%) -
IGLJ2*01 (100%)) [6.3.11] (1'-108') -Homo sapiens 
IGLC2*01 (100%) (109'-214')];  
dimer (227-227'':230-230'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

sugémalimab immunoglobuline G4-lambda, anti-[Homo sapiens  
CD274 (ligand 1 de mort programmée, PDL1, PD-L1, 
homologue 1 de B7, B7H1)], anticorps monoclonal 
Homo sapiens; 
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 chaîne lourde gamma4 Homo sapiens (1-448) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-23*01 (98.0%) -(IGHD) - 
IGHJ4*01 (100%)) [8.8.14] (1-121) -Homo sapiens 
IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (122-219), charnière 1-
12 S10>P (229) (220-231), CH2 (232-341), CH3 (342-
446), CHS (447-448)) (122-448)], (135-213')-disulfure 
avec la chaîne légère lambda Homo sapiens (1'-214') 
[V-LAMBDA (Homo sapiens IGLV3-21*02 (100%) -
IGLJ2*01 (100%)) [6.3.11] (1'-108') -Homo sapiens 
IGLC2*01 (100%) (109'-214')];  
dimère (227-227'':230-230'')-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

sugemalimab inmunoglobulina G4-lambda, anti-[Homo sapiens  
CD274 (ligando 1 de muerte programada, PDL1, PD-
L1, homólogo 1 de B7, B7H1)], anticuerpo monoclonal 
Homo sapiens;  
cadena pesada gamma4 Homo sapiens (1-448) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-23*01 (98.0%) -(IGHD) - 
IGHJ4*01 (100%)) [8.8.14] (1-121) -Homo sapiens 
IGHG4*01, G4v5 h P10 (CH1 (122-219), bisagra 1-12 
S10>P (229) (220-231), CH2 (232-341), CH3 (342-
446), CHS (447-448)) (122-448)], (135-213')-disulfuro 
con la cadena ligera lambda Homo sapiens (1'-214') 
[V-LAMBDA (Homo sapiens IGLV3-21*02 (100%) -
IGLJ2*01 (100%)) [6.3.11] (1'-108') -Homo sapiens 
IGLC2*01 (100%) (109'-214')];  
dímero (227-227'':230-230'')-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

EVQLLESGGG LVQPGGSLRL SCAASGFTFS SYAMSWVRQA PGKGLEWVSG 50
ISGSGGFTYY ADSVKGRFTI SRDNSKNTLY LQMNSLRAED TAVYYCAKPP 100
RGYNYGPFDY WGQGTLVTVS SASTKGPSVF PLAPCSRSTS ESTAALGCLV 150
KDYFPEPVTV SWNSGALTSG VHTFPAVLQS SGLYSLSSVV TVPSSSLGTK 200
TYTCNVDHKP SNTKVDKRVE SKYGPPCPPC PAPEFLGGPS VFLFPPKPKD 250
TLMISRTPEV TCVVVDVSQE DPEVQFNWYV DGVEVHNAKT KPREEQFNST 300
YRVVSVLTVL HQDWLNGKEY KCKVSNKGLP SSIEKTISKA KGQPREPQVY 350
TLPPSQEEMT KNQVSLTCLV KGFYPSDIAV EWESNGQPEN NYKTTPPVLD 400
SDGSFFLYSR LTVDKSRWQE GNVFSCSVMH EALHNHYTQK SLSLSLGK 448

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
SYVLTQPPSV SVAPGQTARI TCGGNNIGSK SVHWYQQKPG QAPVLVVYDD 50
SDRPSGIPER FSGSNSGNTA TLTISRVEAG DEADYYCQVW DSSSDHVVFG 100
GGTKLTVLGQ PKAAPSVTLF PPSSEELQAN KATLVCLISD FYPGAVTVAW 150
KADSSPVKAG VETTTPSKQS NNKYAASSYL SLTPEQWKSH RSYSCQVTHE 200
GSTVEKTVAP TECS 214

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 148-204 262-322 368-426

22''-96'' 148''-204'' 262''-322'' 368''-426''
Intra-L (C23-C104) 22'-87' 136'-195'

22'''-87''' 136'''-195'''
Inter-H-L (CH1 10-CL 126) 135-213' 135''-213'''
Inter-H-H (h 8, h 11) 227-227'' 230-230''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
298, 298''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados

Deamidation sites / Sites de déamidation / Posiciones de desamidación
H CH3 N44: 385, 385''
H CH3 N114: 435, 435''
Oxidation sites / Sites de oxydation / Posiciones de oxidación
H CH2 M15.1: 253, 253''
H CH3 M107: 429, 429''   
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suvecaltamidum 
suvecaltamide 2-[4-(propan-2-yl)phenyl]-N-{(1R)-1-[5-(2,2,2-trifluoroethoxy)pyridin-2-

yl]ethyl}acetamide 

suvécaltamide 2-[4-(propan-2-yl)phényl]-N-{(1R)-1-[5-(2,2,2-trifluoroéthoxy)pyridin-2-
yl]éthyl}acetamide 

suvecaltamida 2-[4-(propan-2-il)fenil]-N-{(1R)-1-[5-(2,2,2-trifluoroetoxi)piridin-2-
il]etil}acetamida 

 

 C20H23F3N2O2 

 

 

 
tebotelimabum # 
tebotelimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens PDCD1 (programmed cell 

death 1, PD-1, PD1, CD279)] and anti-[Homo sapiens LAG3 (lymphocyte 
activating 3, lymphocyte-activation 3, CD223)], humanized monoclonal 
antibody, bispecific tetravalent;  
gamma4 heavy chain scFv-h-CH2-CH3 humanized (1-496) [V-KAPPA anti-
LAG3 (Homo sapiens IGKV1-39*01 (88.4%) -IGKJ4*01 (90.9%)) [6.3.9] (1-
107) -8-mer linker (108-115)-VH anti-PDCD1 (Homo sapiens IGHV1-
46*01 (81.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.12] (116-234) -6-mer 
diglycyl-cysteinyl-triglycyl linker (235-240)-E-coil motif (241-268) -Homo 
sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10, G4v21 CH2 Y15.1, T16, E18 (hinge 1-12 
S10>P (278) (269-280), CH2 M15.1>Y (302), S16>T (304), T18>E (306) 
(281-390), CH3 (391-495), CHS K>del (496) (269-496))], (237-240':245-
248')-bisdisulfide with kappa light chain humanized (1'-271')[V-KAPPA anti-
PDCD1 (Homo sapiens IGKV3D-11*02 (77.7%) -IGKJ4*01 (100%)) 
[10.3.9] (1'-111') -8-mer linker (112'-119')-VH anti LAG3 (Homo sapiens 
IGHV1-18*01 (86.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (82.7%)) [8.8.11] (120'-237') -6-
mer diglycyl-cysteinyl-triglycyl linker (238'-243') -K-coil motif (244'-271')];  
dimer (276-276":279-279")-bisdisulfide, produced in Chinese hamster 
ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

tébotélimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens PDCD1 (protéine 1 de 
mort cellulaire programmée, PD-1, PD1, CD279)] et anti-[Homo sapiens 
LAG3 (activateur 3 des lymphocytes, lymphocyte-activation 3, CD223)], 
anticorps monoclonal humanisé, bispécifique tétravalent;  
chaîne lourde gamma4 scFv-h-CH2-CH3 humanisée (1-496) [V-KAPPA 
anti-LAG3 (Homo sapiens IGKV1-39*01 (88.4%) -IGKJ4*01 (90.9%)) 
[6.3.9] (1-107) -8-mer linker (108-115) -VH anti-PDCD1 (Homo sapiens 
IGHV1-46*01 (81.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.12] (116-234) -6-
mer diglycyl-cystéinyl-triglycyl linker (235-240)-E-coil motif (241-268) -
Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10, G4v21 CH2 Y15.1, T16, E18 
(charnière 1-12 S10>P (278) (269-280), CH2 M15.1>Y (302), S16>T (304), 
T18>E (306) (281-390), CH3 (391-495), CHS K>del (496) (269-496))],(237-
240':245-248')-bisdisulfure avec la chaîne légère kappa humanisée (1'-
271') [V-KAPPA anti-PDCD1 (Homo sapiens IGKV3D-11*02 (77.7%) -
IGKJ4*01 (100%)) [10.3.9] (1'-111') -8-mer linker (112'-119')-VH anti-
LAG3(Homo sapiens IGHV1-18*01 (86.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (82.7%)) 
[8.8.11] (120'-237') -6-mer diglycyl-cystéinyl-triglycyl linker (238'-243') -K-
coil motif (244'-271')];  
dimère (276-276":279-279")-bisdisulfure, produit dans des cellules 
ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa
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tebotelimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens PDCD1 (proteína 1 de 

muerte celular programada, PD-1, PD1, CD279)] y anti-[Homo sapiens 
LAG3 (activador 3 de los linfocitos, linfocito-activación 3, CD223)], 
anticuerpo monoclonal humanizado, biespecífico tetravalente;  
cadena pesada gamma4 scFv-h-CH2-CH3 humanizada (1-496) [V-
KAPPA anti-LAG3 (Homo sapiens IGKV1-39*01 (88.4%) -IGKJ4*01 
(90.9%)) [6.3.9] (1-107) -conector octámero (108-115) -VH anti-PDCD1 
(Homo sapiens IGHV1-46*01 (81.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) 
[8.8.12] (116-234) -conector sexámero diglicil-cisteinil-triglicil (235-240) -
E-coil motif (241-268) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h P10, G4v21 
CH2 Y15.1, T16, E18 (bisagra 1-12 S10>P (278) (269-280), CH2 
M15.1>Y (302), S16>T (304), T18>E (306) (281-390), CH3 (391-495), 
CHS K>del (496) (269-496))],(237-240':245-248')-bisdisulfuro con la 
cadena ligera kappa humanizada (1'-271') [V-KAPPA anti-PDCD1 (Homo 
sapiens IGKV3D-11*02 (77.7%) -IGKJ4*01 (100%)) [10.3.9] (1'-111') -
conector octámero (112'-119')-VH anti-LAG3(Homo sapiens IGHV1-18*01 
(86.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (82.7%)) [8.8.11] (120'-237') -conector 
sexámero diglicil-cisteinil-triglicil (238'-243') -K-coil motif (244'-271')];  
dímero (276-276":279-279")-bisdisulfuro, producido por células ováricas 
de hamster chino (CHO), forma glicosilada alfa

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

DIQMTQSPSS LSASVGDRVT ITCRASQDVS SVVAWYQQKP GKAPKLLIYS 50
ASYRYTGVPS RFSGSGSGTD FTLTISSLQP EDFATYYCQQ HYSTPWTFGG 100
GTKLEIKGGG SGGGGQVQLV QSGAEVKKPG ASVKVSCKAS GYSFTSYWMN 150
WVRQAPGQGL EWIGVIHPSD SETWLDQKFK DRVTITVDKS TSTAYMELSS 200
LRSEDTAVYY CAREHYGTSP FAYWGQGTLV TVSSGGCGGG EVAACEKEVA 250
ALEKEVAALE KEVAALEKES KYGPPCPPCP APEFLGGPSV FLFPPKPKDT 300
LYITREPEVT CVVVDVSQED PEVQFNWYVD GVEVHNAKTK PREEQFNSTY 350
RVVSVLTVLH QDWLNGKEYK CKVSNKGLPS SIEKTISKAK GQPREPQVYT 400
LPPSQEEMTK NQVSLTCLVK GFYPSDIAVE WESNGQPENN YKTTPPVLDS 450
DGSFFLYSRL TVDKSRWQEG NVFSCSVMHE ALHNHYTQKS LSLSLG 496

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
EIVLTQSPAT LSLSPGERAT LSCRASESVD NYGMSFMNWF QQKPGQPPKL 50
LIHAASNQGS GVPSRFSGSG SGTDFTLTIS SLEPEDFAVY FCQQSKEVPY 100
TFGGGTKVEI KGGGSGGGGQ VQLVQSGAEV KKPGASVKVS CKASGYTFTD 150
YNMDWVRQAP GQGLEWMGDI NPDNGVTIYN QKFEGRVTMT TDTSTSTAYM 200
ELRSLRSDDT AVYYCAREAD YFYFDYWGQG TTLTVSSGGC GGGKVAACKE 250
KVAALKEKVA ALKEKVAALK E 271

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 23-88 137-211 311-371 417-475

23''-88'' 137''-211'' 311''-371'' 417''-475''
Intra-L (C23-C104) 23'-92' 141'-215'

23'''-92''' 141'''-215'''
Inter-H-L 237-240' 245-248'

237''-240''' 245''-248'''
Inter-H-H (h 8, h 11) 276-276'' 279-279''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
347, 347''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados

 

 
telazorlimabum #
telazorlimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens TNFRSF4 (tumor 

necrosis factor receptor (TNFR) superfamily member 4, ACT35, OX40, 
CD134)], humanized monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain humanized (1-448) [VH (Homo sapiens IGHV2-
70*10 (93.0%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) CDR-IMGT [10.7.10] (26-
35.53-59.98-107) (1-118) -Homo sapiens IGHG1*01 (100%), G1m17,1 
(CH1 K120 (215) (119-216), hinge 1-15 (217-231), CH2 (232-341), CH3 
D12 (357), L14 (359) (342-446), CHS (447-448)) (119-448)], (221-213')-
disulfide with kappa light chain humanized (1'-213') [V-KAPPA (Homo 
sapiens IGKV3-11*01 (87.4%) -IGKJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [5.3.9] 
(27-31.49-51.38-46) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 
A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dimer (227-227":230-230")-bisdisulfide, produced in Chinese hamster 
ovary (CHO) cells, glycoform alfa
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télazorlimab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens TNFRSF4 
(membre 4 de la superfamille des récepteurs du facteur de 
nécrose tumorale, ACT35, OX40, CD134)], anticorps monoclonal 
humanisé;  
chaîne lourde gamma1 humanisée (1-448) [VH (Homo sapiens 
IGHV2-70*10 (93.0%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) CDR-IMGT 
[10.7.10] (26-35.53-59.98-107) (1-118) -Homo sapiens IGHG1*01 
(100%), G1m17,1 (CH1 K120 (215) (119-216), charnière 1-15 
(217-231), CH2 (232-341), CH3 D12 (357), L14 (359) (342-446), 
CHS (447-448)) (119-448)], (221-213')-disulfure avec la chaîne 
légère kappa humanisée (1'-213') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV3-11*01 (87.4%) -IGKJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [5.3.9] (27-
31.49-51.38-46) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 
A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dimère (227-227":230-230")-bisdisulfure, produit dans des cellules 
ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 

telazorlimab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens TNFRSF4 
(miembro 4 de la superfamilia de los receptores del factor de 
necrosis tumoral, ACT35, OX40, CD134)], anticuerpo monoclonal 
humanizado;  
cadena pesada gamma1 humanizada (1-448) [VH (Homo sapiens 
IGHV2-70*10 (93.0%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) CDR-IMGT 
[10.7.10] (26-35.53-59.98-107) (1-118) -Homo sapiens IGHG1*01 
(100%), G1m17,1 (CH1 K120 (215) (119-216), bisagra 1-15 (217-
231), CH2 (232-341), CH3 D12 (357), L14 (359) (342-446), CHS 
(447-448)) (119-448)], (221-213')-disulfuro con la cadena ligera 
kappa humanizada (1'-213') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-
11*01 (87.4%) -IGKJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [5.3.9] (27-31.49-
51.38-46) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 
(152), V101 (190) (107'-213')];  
dímero (227-227":230-230")-bisdisulfuro, producido por células 
ováricas de hamster chino (CHO), forma glicosilada alfa

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

QVTLKESGPA LVKPTQTLTL TCSFSGFSLS TSGMGVGWIR QPPGKALEWI 50
AHIWWDDDKY YNTALKTRLT ISKDTSKNQV VLTMTNMDPV DTATYYCARI 100
DWDGFAYWGQ GTLVTVSSAS TKGPSVFPLA PSSKSTSGGT AALGCLVKDY 150
FPEPVTVSWN SGALTSGVHT FPAVLQSSGL YSLSSVVTVP SSSLGTQTYI 200
CNVNHKPSNT KVDKKVEPKS CDKTHTCPPC PAPELLGGPS VFLFPPKPKD 250
TLMISRTPEV TCVVVDVSHE DPEVKFNWYV DGVEVHNAKT KPREEQYNST 300
YRVVSVLTVL HQDWLNGKEY KCKVSNKALP APIEKTISKA KGQPREPQVY 350
TLPPSRDELT KNQVSLTCLV KGFYPSDIAV EWESNGQPEN NYKTTPPVLD 400
SDGSFFLYSK LTVDKSRWQQ GNVFSCSVMH EALHNHYTQK SLSLSPGK 448

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
EIVLTQSPAT LSLSPGERAT LSCRASSSVS YMHWYQQKPG QAPRPWIYAT 50
SNRATGIPAR FSGSGSGTDY TLTISSLEPE DFAVYYCQQW SSNPWTFGQG 100
TKVEIKRTVA APSVFIFPPS DEQLKSGTAS VVCLLNNFYP REAKVQWKVD 150
NALQSGNSQE SVTEQDSKDS TYSLSSTLTL SKADYEKHKV YACEVTHQGL 200
SSPVTKSFNR GEC 213

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-97 145-201 262-322 368-426

22''-97'' 145''-201'' 262''-322'' 368''-426''
Intra-L (C23-C104) 23'-87' 133'-193'

23'''-87''' 133'''-193'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 221-213' 221''-213'''
Inter-H-H (h 11, h 14) 227-227'' 230-230''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
298, 298''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados
C-terminal lysine clipping:
H CHS K2:
448, 448''
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tesnatilimabum  
tesnatilimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens KLRK1 

(killer cell lectin like receptor K1, NKG2D, KLR, NKG2-
D, CD314)], Homo sapiens monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain Homo sapiens (1-442) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-59*01 (93.8%) -(IGHD) -
IGHJ3*02 (93.8%)) CDR-IMGT [8.7.9] (26-33.51-
57.96-104) (1-115) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h 
P10 (CH1 (116-213), hinge S10>P (223) (214-225), 
CH2 (226-335), CH3 (336-440), CHS (441-442)) (116-
442)], (129-215')-disulfide with kappa light chain Homo 
sapiens (1'-215') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-
20*01 (100%) -IGKJ1*01 (100%)) CDR-IMGT [7.3.9] 
(27-33.51-53.90-98) (1'-108') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%), Km3 A45.1 (154), V101 (192) (109'-215')];  
dimer (221-221'':224-224'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

tesnatilimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
KLRK1 (récepteur lectine like K1 de cellule tueuse, 
NKG2D, KLR, NKG2-D, CD314)], anticorps 
monoclonal Homo sapiens;  
chaîne lourde gamma1 Homo sapiens (1-442) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-59*01 (93.8%) -(IGHD) -
IGHJ3*02 (93.8%)) CDR-IMGT [8.7.9] (26-33.51-
57.96-104) (1-115) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h 
P10 (CH1 (116-213), charnière S10>P (223) (214-
225), CH2 (226-335), CH3 (336-440), CHS (441-442)) 
(116-442)], (129-215')-disulfure avec la chaîne légère 
kappa Homo sapiens (1'-215') [V-KAPPA (Homo 
sapiens IGKV3-20*01 (100%) -IGKJ1*01 (100%)) 
CDR-IMGT [7.3.9] (21-33.51-53.90-98) (1'-108') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (154), 
V101 (192) (109'-215')];  
dimère (221-221'':224-224'')-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

tesnatilimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens 
KLRK1 (receptor lectina like K1 de célula asesina, 
NKG2D, KLR, NKG2-D, CD314)], anticuerpo 
monoclonal Homo sapiens;  
cadena pesada gamma1 Homo sapiens (1-442) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-59*01 (93.8%) -(IGHD) -
IGHJ3*02 (93.8%)) CDR-IMGT [8.7.9] (26-33.51-
57.96-104) (1-115) -Homo sapiens IGHG4*01, G4v5 h 
P10 (CH1 (116-213), bisagra S10>P (223) (214-225), 
CH2 (226-335), CH3 (336-440), CHS (441-442)) (116-
442)], (129-215')-disulfuro con la cadena ligera kappa 
Homo sapiens (1'-215') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV3-20*01 (100%) -IGKJ1*01 (100%)) CDR-IMGT 
[7.3.9] (21-33.51-53.90-98) (1'-108') -Homo sapiens 
IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (154), V101 (192) (109'-
215')];  
dímero (221-221'':224-224'')-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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tezatabepum matraxetanum #
tezatabep matraxetan three-alpha-helix binding protein, derived from an 

immunoglobulin G (IgG)-binding domain of a 
staphylococcal protein A (SpA), designed to bind 
receptor tyrosine-protein kinase erbB-2 (ERBB2, Neu, 
HER2), produced by peptide synthesis, conjugated at 
the C-terminal Cys61 to one (3RS)-2,5-dioxo-1-(2-{2-
[4,7,10-tris(carboxymethyl)-1,4,7,10-
tetraazacyclododecan-1-yl]acetamido}ethyl)pyrrolidin-
3-yl (matraxetan) group 

tézatabep matraxétan protéine à trois hélices alpha, dérivée du domaine de 
l'immunoglobuline G (IgG) se liant à la protéine 
staphylococcique A (SpA), mise au point pour se lier 
au récepteur tyrosine-protéine kinase erbB-2 (ERBB2, 
Neu, HER2), produite par synthèse peptidique, 
conjuguée sur la Cys61 en sa partie C-terminale à un 
groupe (3RS)-2,5-dioxo-1-(2-{2-[4,7,10-
tris(carboxyméthyl)-1,4,7,10-tétraazacyclododécan-1-
yl]acétamido}éthyl)pyrrolidin-3-yle (matraxétan) 

tezatabep matraxetán proteína de tres hélices alfa, derivada del dominio de 
la inmunoglobulina G (IgG) que se une a la proteína 
estafilocócica A (SpA), diseñada para unirse al 
receptor tirosina-proteína kinasa erbB-2 (ERBB2, Neu, 
HER2), producida por síntesis peptídica, conjugada 
con la Cys61 en su parte C-terminal a un grupo (3RS)-
2,5-dioxo-1-(2-{2-[4,7,10-tris(carboximetil)-1,4,7,10-
tetraazaciclododecan-1-il]acetamido}etil)pirrolidin-3-ilo 
(matraxetán)
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tifalibepum # 
tifalibep fusion protein composed of 3 binding domains, each 

consisting of a three-alpha-helix motif derived from the 
immunoglobulin (Ig)-binding Z-domain of 
staphylococcal protein A (SpA), engineered for binding 
to the human neonatal Fc receptor (FcRn) with the two 
identical N- and C-terminal domains (1-58, 116-173), 
and for binding to the domain II of human serum 
albumin (HSA) with the central domain (59-110), 
connected via a G4S peptide linker (111-115);  
[FcRn-binding engineered SpA peptide (1-58)]-[HSA-
binding engineered SpA peptide (59-110)]-[G4S linker 
(111-115)]-[FcRn-binding engineered SpA peptide 
(116-173] fusion protein;  
produced in Escherichia coli 

tifalibep protéine de fusion composée de 3 domaines liants, 
chacun consistant en un motif à 3 hélices alfa dérivé 
du domaine Z de la protéine staphylococcique A (SpA) 
se liant à l'immunoglobuline (Ig), mis au point pour se 
lier au récepteur Fc néonatal humain (FcRn) avec les 
deux domaines N- et C-terminaux identiques (1-58, 
116-173), et au domaine II de l'albumine sérique 
humaine (ASH, HSA) avec le domaine central (59-
110), connecté via un peptide liant G4S (111-115) ;  
protéine de fusion [peptide SpA mis au point pour se 
lier au FcRn (1-58)]-[peptide SpA mis au point pour se 
lier au HSA (59-110)]-[peptide liant G4S (111-115)]-
[peptide SpA mis au point pour se lier au FcRn (116-
173)];  
produite par Escherichia coli 

tifalibep proteína de fusión compuesta de 3 dominios de unión, 
cada uno consistente en un motivo con 3 hélices alfa 
derivado del dominio Z de la proteína estafilocócica A 
(SpA) que se une a la inmunoglobulina (Ig), diseñada 
para unirse al receptor Fc neonatal humano (FcRn) 
con los dos dominios N- y C-terminal idénticos (1-58, 
116-173), y con el dominio II de la albúmina sérica 
humana (ASH, HSA) con el dominio central (59-110), 
conectado a través de un péptido linker G4S (111-
115) ;  
proteína de fusión [péptido SpA diseñado para unirse 
al FcRn (1-58)]-[péptido SpA diseñado para unirse al 
HSA (59-110)]-[G4S linker (111-115)]-[péptido SpA 
diseñado para unirse al FcRn (116-173)];  
producida por Escherichia coli
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tilogotamabum # 
tilogotamab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens 

TNFRSF10B (tumor necrosis factor receptor (TNFR) 
superfamily member 10B, death receptor 5, DR5, TNF-
related apoptosis-inducing ligand receptor 2, TRAILR2, 
TRAIL-R2, TR-2, CD262)], humanized monoclonal 
antibody;  
gamma1 heavy chain humanized (1-447) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-3*01 (84.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(93.3%)) CDR-IMGT [8.8.11] (26-33.51-58.97-107) (1-
118) -Homo sapiens IGHG1*03, G1m3, nG1m1, 
G1v34 CH3 G109 (CH1 R120 (215) (119-216), hinge 
1-15 (217-231), CH2 (232-341), CH3 E12 (357), M14 
(359), E109>G (431) (342-446), CHS K>del (447)) 
(119-447)], (221-213')-disulfide with kappa light chain 
humanized (1'-213') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV1-
16*01 (83.2%) -IGKJ4*01 (100%)) CDR-IMGT [5.3.9] 
(27-31.49-51.88-96) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%) Km3 A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dimer (227-227":230-230")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

tilogotamab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
TNFRSF10B (membre 10B de la superfamille des 
récepteurs du facteur de nécrose tumorale (TNFR), 
récepteur de mort 5, DR5, TRAILR2, TRAIL-R2, TR-2, 
CD262)], anticorps monoclonal humanisé;  
chaîne lourde gamma1 humanisée (1-447) [VH (Homo 
sapiens IGHV1-3*01 (84.7%) -(IGHD) -IGHJ4*01 
(93.3%)) CDR-IMGT [8.8.11] (26-33.51-58.97-107) (1-
118) -Homo sapiens IGHG1*03, G1m3, nG1m1, 
G1v34 CH3 G109 (CH1 R120 (215) (119-216), 
charnière 1-15 (217-231), CH2 (232-341), CH3 E12 
(357), M14 (359), E109>G (431) (342-446), CHS 
K>del (447)) (119-447)], (221-213')-disulfure avec la 
chaîne légère kappa humanisée (1'-213') [V-KAPPA 
(Homo sapiens IGKV1-16*01 (83.2%) -IGKJ4*01 
(100%)) CDR-IMGT [5.3.9] (27-31.49-51.88-96) (1'-
106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 
(152), V101 (190) (107'-213')];  
dimère (227-227":230-230")-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

tilogotamab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
TNFRSF10B (miembro 10B de la superfamilia de los 
receptores del factor de necrosis tumoral (TNFR), 
receptor de muerte 5, DR5, TRAILR2, TRAIL-R2, TR-
2, CD262)], anticuerpo monoclonal humanizado;  
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 cadena pesada gamma1 humanizada (1-447) [VH 
(Homo sapiens IGHV1-3*01 (84.7%) -(IGHD) -
IGHJ4*01 (93.3%)) CDR-IMGT [8.8.11] (26-33.51-
58.97-107) (1-118) -Homo sapiens IGHG1*03, G1m3, 
nG1m1, G1v34 CH3 G109 (CH1 R120 (215) (119-
216), bisagra 1-15 (217-231), CH2 (232-341), CH3 
E12 (357), M14 (359), E109>G (431) (342-446), CHS 
K>del (447)) (119-447)], (221-213')-disulfuro con la 
cadena ligera kappa humanizada (1'-213') [V-KAPPA 
(Homo sapiens IGKV1-16*01 (83.2%) -IGKJ4*01 
(100%)) CDR-IMGT [5.3.9] (27-31.49-51.88-96) (1'-
106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 
(152), V101 (190) (107'-213')];  
dímero (227-227":230-230")-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa

 

 
 

  

 
tolebrutinibum 
tolebrutinib 4-amino-3-(4-phenoxyphenyl)-1-[(3R)-1-(prop-2-

enoyl)piperidin-3-yl]-1,3-dihydro-2H-imidazo[4,5-
c]pyridin-2-one 

tolébrutinib 4-amino-3-(4-phénoxyphényl)-1-[(3R)-1-(prop-2-
énoyl)pipéridin-3-yl]-1,3-dihydro-2H-imidazo[4,5-
c]pyridin-2-one 

tolebrutinib 4-amino-3-(4-fenoxifenil)-1-[(3R)-1-(prop-2-
enoil)piperidin-3-il]-1,3-dihidro-2H-imidazo[4,5-
c]piridin-2-ona 

 

 C26H25N5O3
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tovinontrinum 
tovinontrine 6-{(3S,4S)-4-methyl-1-[(pyrimidin-2-yl)methyl]pyrrolidin-3-

yl}-3-(oxan-4-yl)imidazo[1,5-a]pyrazin-8(7H)-one 

tovinontrine 6-{(3S,4S)-4-méthyl-1-[(pyrimidin-2-yl)méthyl]pyrrolidin-3-
yl}-3-(oxan-4-yl)imidazo[1,5-a]pyrazin-8(7H)-one 

tovinontrina 6-{(3S,4S)-4-metil-1-[(pirimidin-2-il)metil]pirrolidin-3-il}-3-
(oxan-4-il)imidazo[1,5-a]pirazin-8(7H)-ona 

 

 C21H26N6O2

 

N

HN
N

O

O

N

N

N

CH3

 

 
udonitrectagum 
udonitrectag (1S,4R,5R,7S)-3,4-dibenzyl-2-oxo-6,8-dioxa-3-

azabicyclo[3.2.1]octane-7-carboxylic acid 

udonitrectag acide (1S,4R,5R,7S)-3,4-dibenzyl-2-oxo-6,8-dioxa-3-
azabicyclo[3.2.1]octane-7-carboxylique 

udonitrectag ácido (1S,4R,5R,7S)-3,4-dibencil-2-oxo-6,8-dioxa-3-
azabiciclo[3.2.1]octano-7-carboxílico 

 

 C20H19NO5 

 

N

O
O

O

H

CO2HH

H

H

 

 
upifitamabum # 
upifitamab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens SLC34A2 

(solute carrier family 34 (sodium phosphate) member 2, 
sodium/phosphate cotransporter 2B, NaPi2b, NaPi3b)], 
monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain (1-449) [VH (Homo sapiens IGHV1-
46*01 (81.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.12] (1-
119) -glycyl (120) -Homo sapiens IGHG1*03, G1m3, 
nG1m1 (CH1 R120 (217) (121-218), hinge 1-15 (219-233), 
CH2 (234-343), CH3 E12 (359), M14 (361) (344-448), 
CHS K>del (449)) (121-449)], (223-215')-disulfide with 
kappa light chain (1'-215') [V-KAPPA (Mus musculus 
IGKV10-94*01 (84.2%) -IGKJ5*01 (91.7%)/Homo sapiens 
IGKV1-16*01 (83.2%) -IGKJ2*01 (90.9%)) [6.3.9] (1'-107') 
-arginyl (108') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 
(154), V101 (192) (109'-215')];  
dimer (229-229":232-232")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 
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upifitamab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens SLC34A2 

(membre 2 de la famille 34 (phosphate de sodium) de 
transporteurs de solutés, cotransporteur 2B de 
sodium/phosphate, NaPi2b, NaPi3b)], anticorps monoclonal;  
chaîne lourde gamma1 (1-449) [VH (Homo sapiens IGHV1-
46*01 (81.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.12] (1-119) -
glycyl (120) -Homo sapiens IGHG1*03, G1m3, nG1m1 (CH1 
R120 (217) (121-218), charnière 1-15 (219-233), CH2 (234-
343), CH3 E12 (359), M14 (361) (344-448), CHS K>del (449)) 
(121-449)], (223-215')-disulfure avec la chaîne légère kappa 
(1'-215') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV10-94*01 (84.2%) -
IGKJ5*01 (91.7%)/Homo sapiens IGKV1-16*01 (83.2%) -
IGKJ2*01 (90.9%)) [6.3.9] (1'-107') -arginyl (108') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (154), V101 (192) (109'-
215')];  
dimère (229-229":232-232")-bisdisulfure, produit dans des 
cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 

upifitamab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens SLC34A2 
(miembro 2 de la familia 34 (fosfato de sodio) de 
transportadores de solutos, cotransportador 2B de 
sodio/fosfato, NaPi2b, NaPi3b)], anticuerpo monoclonal;  
cadena pesada gamma1 (1-449) [VH (Homo sapiens IGHV1-
46*01 (81.6%) -(IGHD) -IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.12] (1-119) -
glicil (120) -Homo sapiens IGHG1*03, G1m3, nG1m1 (CH1 
R120 (217) (121-218), bisagra 1-15 (219-233), CH2 (234-
343), CH3 E12 (359), M14 (361) (344-448), CHS K>del (449)) 
(121-449)], (223-215')-disulfuro con la cadena ligera kappa (1'-
215') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV10-94*01 (84.2%) -
IGKJ5*01 (91.7%)/Homo sapiens IGKV1-16*01 (83.2%) -
IGKJ2*01 (90.9%)) [6.3.9] (1'-107') -arginil (108') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (154), V101 (192) (109'-
215')];  
dímero (229-229":232-232")-bisdisulfuro, producido por 
células ováricas de hamster chino (CHO), forma glicosilada 
alfa
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urabrelimabum # 
urabrelimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens CD47 

(integrin associated protein, IAP, MER6, OA3)], Homo 
sapiens monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain Homo sapiens (1-452) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-4*02 (94.9%) -(IGHD) -
IGHJ6*01 (94.7%)) CDR-IMGT [9.7.18] (26-34.52-
58.97-114) (1-125)-Homo sapiens IGHG4*01 (CH1 
(126-223), hinge 1-12 (224-235), CH2 (236-345), CH3 
(346-450), CHS (451-452)) (126-452)], (139-212')-
disulfide with kappa light chain Homo sapiens (1'-212') 
[V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-11*01 (94.7%) -
IGKJ4*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.8] (27-32.50-
52.89-96) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), 
Km3 A45.1 (151), V101 (189) (107'-212')];  
dimer (231-231":234-234")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

urabrélimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens CD47 
(protéine associée à l'intégrine, IAP, MER6, OA3)], 
anticorps monoclonal Homo sapiens;  
chaîne lourde gamma4 Homo sapiens (1-452) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-4*02 (94.9%) -(IGHD) -
IGHJ6*01 (94.7%)) CDR-IMGT [9.7.18] (26-34.52-
58.97-114) (1-125)-Homo sapiens IGHG4*01 (CH1 
(126-223), charnière 1-12 (224-235), CH2 (236-345), 
CH3 (346-450), CHS (451-452)) (126-452)], (139-
212')-disulfure avec la chaîne légère kappa Homo 
sapiens (1'-212') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-
11*01 (94.7%) -IGKJ4*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.8] 
(27-32.50-52.89-96) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%), Km3 A45.1 (151), V101 (189) (107'-212')];  
dimère (231-231":234-234")-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

urabrelimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens CD47 
(proteína asociada a la integrina, IAP, MER6, OA3)], 
anticuerpo monoclonal Homo sapiens;  
cadena pesada gamma4 Homo sapiens (1-452) [VH 
(Homo sapiens IGHV4-4*02 (94.9%) -(IGHD) -
IGHJ6*01 (94.7%)) CDR-IMGT [9.7.18] (26-34.52-
58.97-114) (1-125)-Homo sapiens IGHG4*01 (CH1 
(126-223), bisagra 1-12 (224-235), CH2 (236-345), 
CH3 (346-450), CHS (451-452)) (126-452)], (139-
212')-disulfuro con la cadena ligera kappa Homo 
sapiens (1'-212') [V-KAPPA (Homo sapiens IGKV3-
11*01 (94.7%) -IGKJ4*01 (91.7%)) CDR-IMGT [6.3.8] 
(27-32.50-52.89-96) (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 
(100%), Km3 A45.1 (151), V101 (189) (107'-212')];  
dímero (231-231":234-234")-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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uzansertibum 
uzansertib N-{(7R)-4-[(3R,4R,5S)-3-amino-4-hydroxy-5-

methylpiperidin-1-yl]-7-hydroxy-6,7-dihydro-5H-
cyclopenta[b]pyridin-3-yl}-6-(2,6-difluorophenyl)-5-
fluoropyridine-2-carboxamide 

uzansertib N-{(7R)-4-[(3R,4R,5S)-3-amino-4-hydroxy-5-
méthylpipéridin-1-yl]-7-hydroxy-6,7-dihydro-5H-
cyclopenta[b]pyridin-3-yl}-6-(2,6-difluorophényl)-5-
fluoropyridine-2-carboxamide 

uzansertib N-{(7R)-4-[(3R,4R,5S)-3-amino-4-hidroxi-5-
metilpiperidin-1-il]-7-hidroxi-6,7-dihidro-5H-
ciclopenta[b]piridin-3-il}-6-(2,6-difluorofenil)-5-
fluoropiridina-2-carboxamida 

 

 C26H26F3N5O3 

 

N
NH

O

N

NF

F

F

NH2

CH3

OH

HO
 

 
vebicorvirum 
vebicorvir 5,5,11-trioxo-N-{[2-(trifluoromethyl)-1,3-thiazol-5-

yl]methyl}-10,11-dihydro-5H-5λ6-
dibenzo[b,f][1,4]thiazepine-8-carboxamide 

vébicorvir 5,5,11-trioxo-N-{[2-(trifluorométhyl)-1,3-thiazol-5-
yl]méthyl}-10,11-dihydro-5H-5λ6-
dibenzo[b,f][1,4]thiazépine-8-carboxamide
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vebicorvir 5,5,11-trioxo-N-{[2-(trifluorometil)-1,3-tiazol-5-il]metil}-
10,11-dihidro-5H-5λ6-dibenzo[b,f][1,4]tiazepina-8-
carboxamida 

 

 C19H12F3N3O4S2 

 

 

 
velmupressinum 
velmupressin 1,5-anhydro{4-chloro-L-phenylalanyl-3-(thiophen-2-yl)-

L-alanyl-L-valyl-L-asparaginyl-S-(3-carboxypropyl)-L-
cysteinyl-N-[4-(carbamimidoylamino)butyl]-L-
prolinamide} 

velmupressine 1,5-anhydro{4-chloro-L-phénylalanyl-3-(thiophén-2-yl)-
L-alanyl-L-valyl-L-asparaginyl-S-(3-carboxypropyl)-L-
cystéinyl-N-[4-(carbamimidoylamino)butyl]-L-
prolinamide} 

velmupresina 1,5-anhidro{4-cloro-L-fenilalanil-3-(tiofen-2-il)-L-alanil-L-
valil-L-asparaginil-S-(3-carboxipropil)-L-cisteinil-N-[4-
(carbamimidoilamino)butil]-L-prolinamida} 

 

 C42H60ClN11O8S2 

 

  

 
 

velufenacinum 
velufenacin [(3R)-1-methylpyrrolidin-3-yl]methyl (3'-chloro-4'-

fluoro[1,1'-biphenyl]-2-yl)carbamate 

vélufénacine (3'-chloro-4'-fluoro[1,1'-biphényl]-2-yl)carbamate de 
[(3R)-1-méthylpyrrolidin-3-yl]méthyle 

velufenacina (3'-cloro-4'-fluoro[1,1'-bifenil]-2-il)carbamato de [(3R)-
1-metilpirrolidin-3-il]metilo 

 

 C19H20ClFN2O2 
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verbrinacogenum setparvovecum #
verbrinacogene setparvovec A recombinant non-replicating adeno-associated virus 

of a modified liver-tropic serotype (S3) (rAAVS3) 
vector, encoding a gain-of-function variant (R338L; 
Padua) of codon-optimised human coagulation factor 
IX (hFIX) under the control of a liver-specific promoter 
(FRE1) comprising a truncated version of the human 
apolipoprotein E locus control region (i.e. enhancer) 
with a truncated version of the human alpha-1-
antitrypsin promoter. 

verbrinacogène setparvovec vecteur viral adéno-associé recombinant, non-
répliquant, d'un sérotype hépatotropique modifié (S3) 
(rAAVS3), codant pour le variant Padua (R338L) du 
facteur de coagulation IX humain (F9, Facteur IX, FIX) 
dont les codons sont optimisés, sous le contrôle du 
promoteur spécifique du foie (FRE1) comprenant une 
version tronquée de la région de contrôle du locus de 
l'apoprotéine E humaine (c.-à-d. amplificateur) avec 
une version tronquée du promoteur de l'antitrypsine 
alpha-1 humaine. 

verbrinacogén setparvovec Un vector de virus adeno-asociado recombinante, no 
replicativo, de un serotipo hepatotrópico modificado 
(S3) (rAAVS3), que codifica una variante de ganancia 
de función (R338L; Padua) del factor de coagulación 
IX humano (hFIX) con codones optimizados, bajo el 
control de un promotor específico de hígado (FRE1) 
que consta de una versión truncada de la región de 
control del locus de la apolipoproteína E humana (es 
decir, potenciador) con una versión truncada del 
promotor de la alfa-1-antitripsina humana.

 

 
 

vilobelimabum # 
vilobelimab immunoglobulin G4-kappa, anti-[Homo sapiens C5 

(complement 5) anaphylatoxin (C5a, C5 Pr678-751)], 
chimeric monoclonal antibody;  
gamma4 heavy chain chimeric (1-446) [VH (Mus 
musculus IGHV1-61*01 (81.6%) -(IGHD) -IGHJ3*01 
(92.9%)/Homo sapiens IGHV1-46*01 (62.2%) -(IGHD) 
-IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.13] (1-119) -Homo sapiens 
IGHG4*01 (CH1 (120-217), hinge 1-12 (218-229), CH2 
(230-339), CH3 (340-444), CHS (445-446)) (120-446)], 
(133-218')-disulfide with kappa light chain chimeric (1'-
218') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV3-4*01 (98.0%) -
IGKJ2*01 (100%)/Homo sapiensIGKV3D-11*02 
(69.1%) -IGKJ2*01 (91.7%)) [10.3.9] (1'-111') -Homo 
sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 (157), V101 
(195) (112'-218')];  
dimer (225-225":228-228")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

vilobélimab immunoglobuline G4-kappa, anti-[Homo sapiens C5 
(complément 5) anaphylatoxine (C5a, C5 Pr678-751)], 
anticorps monoclonal chimérique;  
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 chaîne lourde gamma4 chimérique (1-446) [VH (Mus 

musculus IGHV1-61*01 (81.6%) -(IGHD) -IGHJ3*01 
(92.9%)/Homo sapiens IGHV1-46*01 (62.2%) -(IGHD) 
-IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.13] (1-119) -Homo sapiens 
IGHG4*01 (CH1 (120-217), charnière 1-12 (218-229), 
CH2 (230-339), CH3 (340-444), CHS (445-446)) (120-
446)], (133-218')-disulfure avec la chaîne légère kappa 
chimérique (1'-218') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV3-
4*01 (98.0%) -IGKJ2*01 (100%)/Homo 
sapiensIGKV3D-11*02 (69.1%) -IGKJ2*01 (91.7%)) 
[10.3.9] (1'-111') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), 
Km3 A45.1 (157), V101 (195) (112'-218')];  
dimère (225-225":228-228")-bisdisulfure, produit dans 
des cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), 
glycoforme alfa 

vilobelimab inmunoglobulina G4-kappa, anti-[Homo sapiens C5 
(complemento 5) anafilatoxina (C5a, C5 Pr678-751)], 
anticuerpo monoclonal quimérico;  
cadena pesada gamma4 quimérica (1-446) [VH (Mus 
musculus IGHV1-61*01 (81.6%) -(IGHD) -IGHJ3*01 
(92.9%)/Homo sapiens IGHV1-46*01 (62.2%) -(IGHD) 
-IGHJ4*01 (92.9%)) [8.8.13] (1-119) -Homo sapiens 
IGHG4*01 (CH1 (120-217), bisagra 1-12 (218-229), 
CH2 (230-339), CH3 (340-444), CHS (445-446)) (120-
446)], (133-218')-disulfuro con la cadena ligera kappa 
quimérica (1'-218') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV3-
4*01 (98.0%) -IGKJ2*01 (100%)/Homo 
sapiensIGKV3D-11*02 (69.1%) -IGKJ2*01 (91.7%)) 
[10.3.9] (1'-111') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), 
Km3 A45.1 (157), V101 (195) (112'-218')];  
dímero (225-225":228-228")-bisdisulfuro, producido 
por células ováricas de hamster chino (CHO), forma 
glicosilada alfa
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vonafexorum 
vonafexor 4-chloro-5-[4-(2,6-dichlorobenzene-1-

sulfonyl)piperazin-1-yl]-1-benzofuran-2-carboxylic acid 

vonafexor acide 4-chloro-5-[4-(2,6-dichlorobenzène-1-
sulfonyl)pipérazin-1-yl]-1-benzofuran-2-carboxylique 

vonafexor ácido 4-cloro-5-[4-(2,6-diclorobenceno-1-
sulfonil)piperazin-1-il]-1-benzofuran-2-carboxílico 

 

 C19H15Cl3N2O5S
 

 

 
vosilasarmum 
vosilasarm 2-chloro-4-({(1R,2S)-1-[5-(4-cyanophenyl)-1,3,4-

oxadiazol-2-yl]-2-hydroxypropyl}amino)-3-
methylbenzonitrile 

vosilasarm 2-chloro-4-({(1R,2S)-1-[5-(4-cyanophényl)-1,3,4-
oxadiazol-2-yl]-2-hydroxypropyl}amino)-3-
méthylbenzonitrile 

vosilasarm 4-({(1R,2S)-1-[5-(4-cianofenil)-1,3,4-oxadiazol-2-il]-2-
hidroxipropil}amino)-2-cloro-3-metilbenzonitrilo 

 

 C20H16ClN5O2 

 

 

 
vulinacimabum #
vulinacimab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens 

VEGFR2 (vascular endothelial growth factor receptor 
2, KDR, kinase insert domain receptor, FLK1, 
CD309)], Homo sapiens monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain Homo sapiens (1-447) [VH 
(Homo sapiens IGHV3-23*04 (90.8%) -(IGHD) -
IGHJ1*01 (100%)) [8.8.10] (1-117) -Homo sapiens 
IGHG1*03v, G1m3>G1m17, nG1m1 (CH1 R120>K 
(214) (118-215), hinge 1-15 (216-230), CH2 (231-340), 
CH3 E12 (356), M14 (358) (341-445), CHS (446-457)) 
(118-447)], (220-219')-disulfide with kappa light chain 
Homo sapiens (1'-219') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV2-30*01 (83.0%) -IGKJ2*01 (100%)) [11.3.9] (1'-
112') -Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 
(158), V101 (196) (113'-219')];  
dimer (226-226":229-229")-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 
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vulinacimab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens VEGFR2 
(récepteur 2 du facteur de croissance endothélial vasculaire, 
KDR, récepteur à domaine insert kinase, FLK1, CD309)], Homo 
sapiens anticorps monoclonal;  
chaîne lourde gamma1 Homo sapiens (1-447) [VH (Homo 
sapiens IGHV3-23*04 (90.8%) -(IGHD) -IGHJ1*01 (100%)) 
[8.8.10] (1-117) -Homo sapiens IGHG1*03v, G1m3>G1m17, 
nG1m1 (CH1 R120>K (214) (118-215), charnière 1-15 (216-
230), CH2 (231-340), CH3 E12 (356), M14 (358) (341-445), 
CHS (446-457)) (118-447)], (220-219')-disulfure avec la chaîne 
légère kappa Homo sapiens (1'-219') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV2-30*01 (83.0%) -IGKJ2*01 (100%)) [11.3.9] (1'-112') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (158), V101 (196) 
(113'-219')];  
dimère (226-226":229-229")-bisdisulfure, produit dans des 
cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 

vulinacimab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens VEGFR2 
(receptor 2 del factor de crecimiento endotelial vascular, KDR, 
receptor con dominio inserto kinasa, FLK1, CD309)], Homo 
sapiens anticuerpo monoclonal;  
cadena pesada gamma1 Homo sapiens (1-447) [VH (Homo 
sapiens IGHV3-23*04 (90.8%) -(IGHD) -IGHJ1*01 (100%)) 
[8.8.10] (1-117) -Homo sapiens IGHG1*03v, G1m3>G1m17, 
nG1m1 (CH1 R120>K (214) (118-215), bisagra 1-15 (216-230), 
CH2 (231-340), CH3 E12 (356), M14 (358) (341-445), CHS 
(446-457)) (118-447)], (220-219')-disulfuro con la cadena ligera 
kappa Homo sapiens (1'-219') [V-KAPPA (Homo sapiens 
IGKV2-30*01 (83.0%) -IGKJ2*01 (100%)) [11.3.9] (1'-112') -
Homo sapiens IGKC*01 (100%) Km3 A45.1 (158), V101 (196) 
(113'-219')];  
dímero (226-226":229-229")-bisdisulfuro, producido por células 
ováricas de hamster chino (CHO), forma glicosilada alfa 

 

 
 Heavy chain / Chaîne lourde / Cadena pesada

QVQLVQSGGG LVQPGGSLRL SCAASGFSFS TYAMSWVRQA PGKGLEWVSG 50
ISGSGGTTHY ADSVKGRFTI SRDNSKNTVN LQMNSLRAED TAVYYCAKGL 100
WFGEGLWGQG TLVTVSSAST KGPSVFPLAP SSKSTSGGTA ALGCLVKDYF 150
PEPVTVSWNS GALTSGVHTF PAVLQSSGLY SLSSVVTVPS SSLGTQTYIC 200
NVNHKPSNTK VDKKVEPKSC DKTHTCPPCP APELLGGPSV FLFPPKPKDT 250
LMISRTPEVT CVVVDVSHED PEVKFNWYVD GVEVHNAKTK PREEQYNSTY 300
RVVSVLTVLH QDWLNGKEYK CKVSNKALPA PIEKTISKAK GQPREPQVYT 350
LPPSREEMTK NQVSLTCLVK GFYPSDIAVE WESNGQPENN YKTTPPVLDS 400
DGSFFLYSKL TVDKSRWQQG NVFSCSVMHE ALHNHYTQKS LSLSPGK 447

Light chain / Chaîne légère / Cadena ligera
DVVMTQSPLS LPVTLGQPAS ISCRSSQSLY YRSGYTFLDW YVQKPGQSPQ 50
LLIYQSSKRD SGVPDRISGS GSGTDFTLRI SRVEAEDVGV YYCFQGTHWP 100
YTFGQGTKLE IKRTVAAPSV FIFPPSDEQL KSGTASVVCL LNNFYPREAK 150
VQWKVDNALQ SGNSQESVTE QDSKDSTYSL SSTLTLSKAD YEKHKVYACE 200
VTHQGLSSPV TKSFNRGEC 219

Post-translational modifications
Disulfide bridges location / Position des ponts disulfure / Posiciones de los puentes disulfuro
Intra-H (C23-C104) 22-96 144-200 261-321 367-425

22''-96'' 144''-200'' 261''-321'' 367''-425''
Intra-L (C23-C104) 23'-93' 139'-199'

23'''-93''' 139'''-199'''
Inter-H-L (h 5-CL 126) 220-219' 220''-219'''
Inter-H-H (h 11, h 14) 226-226'' 229-229''

N-glycosylation sites / Sites de N-glycosylation / Posiciones de N-glicosilación
H CH2 N84.4:
297, 297''
Fucosylated complex bi-antennary CHO-type glycans / glycanes de type CHO bi-antennaires
complexes fucosylés / glicanos de tipo CHO biantenarios complejos fucosilados

C-terminal lysine clipping:
H CHS K2:
447, 447''   
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xevinapantum 
xevinapant (5S,8S,10aR)-N-(diphenylmethyl)-5-[(2S)-2-

(methylamino)propanamido]-3-(3-methylbutanoyl)-6-
oxodecahydropyrrolo[1,2-a][1,5]diazocine-8-
carboxamide 

xévinapant (5S,8S,10aR)-N-(diphénylméthyl)-5-[(2S)-2-
(méthylamino)propanamido]-3-(3-méthylbutanoyl)-6-
oxodécahydropyrrolo[1,2-a][1,5]diazocine-8-
carboxamide 

xevinapant (5S,8S,10aR)-N-(difenilmetil)-5-[(2S)-2-
(metilamino)propanamido]-3-(3-metilbutanoil)-6-
oxodecahidropirrolo[1,2-a][1,5]diazocina-8-
carboxamida 

 

 C32H43N5O4

 

N

N

H
O

N
H

OHH
N

NH

O

H3C

CH3

H3C
O

H3C

H
 

 
zandelisibum 
zandelisib 4-[2-(difluoromethyl)-1H-benzimidazol-1-yl]-N-{2-

methyl-1-[2-(1-methylpiperidin-4-yl)phenyl]propan-2-
yl}-6-(morpholin-4-yl)-1,3,5-triazin-2-amine 

zandélisib 4-[2-(difluorométhyl)-1H-benzimidazol-1-yl]-N-{2-
méthyl-1-[2-(1-méthylpipéridin-4-yl)phényl]propan-2-
yl}-6-(morpholin-4-yl)-1,3,5-triazin-2-amine 

zandelisib 4-[2-(difluorometil)-1H-benzimidazol-1-il]-N-{2-metil-1-
[2-(1-metilpiperidin-4-il)fenil]propan-2-il}-6-(morfolin-4-
il)-1,3,5-triazin-2-amina 

 

 C31H38F2N8O
 

N

N

N

N

N

H
N

F

F

N

O

H3C CH3

N

CH3

 

 
zoligratinibum 
zoligratinib [5-amino-1-(2-methyl-1H-benzimidazol-5-yl)-1H-

pyrazol-4-yl](1H-indol-2-yl)methanone 

zoligratinib [5-amino-1-(2-méthyl-1H-benzimidazol-5-yl)-1H-
pyrazol-4-yl](1H-indol-2-yl)méthanone
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zoligratinib [5-amino-1-(2-metil-1H-benzimidazol-5-il)-1H-pirazol-4-
il](1H-indol-2-il)metanona 

 

 C20H16N6O 
 

 

 
 

zotiraciclibum 
zotiraciclib (8E)-6-methyl-12-oxa-3,6-diaza-2(4,2)-pyrimidina-

1,4(1,3)-dibenzenacyclododecaphan-8-ene 

zotiraciclib (8E)-6-méthyl-12-oxa-3,6-diaza-2(4,2)-pyrimidina-
1,4(1,3)-dibenzénacyclododécaphan-8-ène 

zotiraciclib (8E)-6-metil-12-oxa-3,6-diaza-2(4,2)-pirimidina-
1,4(1,3)-dibencenaciclododecafan-8-eno 

 

 C23H24N4O 

 

 

 
 

zuberitamabum #
zuberitamab immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens 

MS4A1 (membrane spanning 4-domains subfamily A 
member 1, CD20)], chimeric monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain chimeric (1-452) [VH (Mus 
musculus IGHV1-12*01 (96.9%) -(IGHD) -IGHJ1*03 
(100%)/Homo sapiens IGHV1-46*01 (70.4%) -(IGHD) -
IGHJ1*03 (85.7%)) [8.8.15] (1-122) -Homo sapiens 
IGHG1*01 (100%) G1m17,1 (CH1 K120 (219) (123-
220), hinge 1-15 (221-235), CH2 (236-345), CH3 D12 
(361), L14 (363) (346-450), CHS (451-452)) (123-
452)], (225-213')-disulfide with kappa light chain 
chimeric (1'-213') [V-KAPPA (Mus musculus IGKV4-
72*01 (96.8%) -IGKJ1*01 (90.9 %)/Homo sapiens 
IGKV3-11*01 (64.9%) -IGKJ2*01 (90.9%)) [5.3.9] (1'-
106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), Km3 A45.1 
(152), V101 (190) (107'-213')];  
dimer (231-231'':234-234'')-bisdisulfide, produced in 
Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 

zubéritamab immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens 
MS4A1 (membre 1 de la sous-famille A à 4 domaines 
transmembranaires, CD20)], anticorps monoclonal 
chimérique; 
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 chaîne lourde gamma1 chimérique (1-452) [VH (Mus 

musculus IGHV1-12*01 (96.9%) -(IGHD) -IGHJ1*03 
(100%)/Homo sapiens IGHV1-46*01 (70.4%) -(IGHD) -
IGHJ1*03 (85.7%)) [8.8.15] (1-122) -Homo sapiens 
IGHG1*01 (100%) G1m17,1 (CH1 K120 (219) (123-220), 
charnière 1-15 (221-235), CH2 (236-345), CH3 D12 (361), 
L14 (363) (346-450), CHS (451-452)) (123-452)], (225-213')-
disulfure avec la chaîne légère kappa chimérique (1'-213') [V-
KAPPA (Mus musculus IGKV4-72*01 (96.8%) -IGKJ1*01 
(90.9 %)/Homo sapiens IGKV3-11*01 (64.9%) -IGKJ2*01 
(90.9%)) [5.3.9] (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), 
Km3 A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dimère (231-231'':234-234'')-bisdisulfure, produit dans des 
cellules ovariennes de hamster chinois (CHO), glycoforme 
alfa 

zuberitamab inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens MS4A1 
(miembro 1 de la subfamilia A con 4 dominios 
transmembranarios, CD20)], anticuerpo monoclonal 
quimérico;  
cadena pesada gamma1 quimérica (1-452) [VH (Mus 
musculus IGHV1-12*01 (96.9%) -(IGHD) -IGHJ1*03 
(100%)/Homo sapiens IGHV1-46*01 (70.4%) -(IGHD) -
IGHJ1*03 (85.7%)) [8.8.15] (1-122) -Homo sapiens 
IGHG1*01 (100%) G1m17,1 (CH1 K120 (219) (123-220), 
bisagra 1-15 (221-235), CH2 (236-345), CH3 D12 (361), L14 
(363) (346-450), CHS (451-452)) (123-452)], (225-213')-
disulfuro con la cadena ligera kappa quimérica (1'-213') [V-
KAPPA (Mus musculus IGKV4-72*01 (96.8%) -IGKJ1*01 
(90.9 %)/Homo sapiens IGKV3-11*01 (64.9%) -IGKJ2*01 
(90.9%)) [5.3.9] (1'-106') -Homo sapiens IGKC*01 (100%), 
Km3 A45.1 (152), V101 (190) (107'-213')];  
dímero (231-231'':234-234'')-bisdisulfuro, producido por 
células ováricas de hamster chino (CHO), forma glicosilada 
alfa
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AMENDMENTS TO PREVIOUS LISTS 
MODIFICATIONS APPORTÉES AUX LISTES ANTÉRIEURES 

MODIFICACIONES A LAS LISTAS ANTERIORES 
 
Recommended International Nonproprietary Names (Rec. INN): List 63
Dénominations communes internationales recommandées (DCI Rec.): Liste 63
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Rec.): Lista 63
(WHO Drug Information, Vol. 24, No. 1, 2010)
 
p.45 bardoxolonum
 bardoxolone replace the molecular formula by the following one 
  bardoxolone remplacer la formule moléculaire brute par la suivante
 bardoxolona sustitúyase la fórmula molecular por la siguiente
  C31H41NO4

 
 
Recommended International Nonproprietary Names (Rec. INN): List 79
Dénominations communes internationales recommandées (DCI Rec.): Liste 79
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Rec.): Lista 79
(WHO Drug Information, Vol. 32, No. 1, 2018)
 
p.112 davamotecanum pegadexamerum  
  davamotecan pegadexamer replace the structure by the following one 
  davamotécan pégadexamère remplacer la structure par la suivante
 davamotecán pegadexámero sustitúyase la estructura por la siguiente 

  

 
p.123 ianalumabum #
-124 ianalumab replace the description and the structure by the following ones 
 ianalumab remplacer la description et la structure par les suivantes
 ianalumab sustitúyase la descripción y la estructura por las siguientes 

  immunoglobulin G1-kappa, anti-[Homo sapiens TNFRSF13C (tumor 
necrosis factor receptor (TNFR) superfamily member 13C, BAFFR, 
BAFF-R, BR3, B cell activating factor receptor, CD268)], Homo 
sapiens monoclonal antibody;  
gamma1 heavy chain (1-454) [Homo sapiens VH (IGHV6-1*01 
(96.00%) -(IGHD) -IGHJ5*01) [10.9.14] (1-124) -Homo sapiens 
IGHG1*03, G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (221) (125-222), hinge (223-
237), CH2 (238-347), CH3 E12 (363), M14 (365) (348-452), CHS (453-
454)) (125-454)], (227-215')-disulfide with kappa light chain (1'-215') 
[Homo sapiens V-KAPPA (IGKV3D-11*01 (89.00%) -IGKJ1*01) [7.3.9] 
(1'-108') -Homo sapiens IGKC*01, Km3 A45.1 (154), V101 (192) (109'-
215')]; dimer (233-233'':236-236'')-bisdisulfide;  
produced in Chinese hamster ovary (CHO) cells, glycoform alfa 
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immunoglobuline G1-kappa, anti-[Homo sapiens TNFRSF13C  
(membre 13C de la super famille du récepteur du facteur de nécrose 
tumorale (TNFR), BAFFR, BAFF-R, BR3, récepteur du facteur 
d'activation des lymphocytes B, CD268], Homo sapiens anticorps 
monoclonal;  
chaîne lourde gamma1 (1-454) [Homo sapiens VH (IGHV6-1*01 
(96.00%) -(IGHD) -IGHJ5*01) [10.9.14] (1-124) -Homo sapiens 
IGHG1*03, G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (221) (125-222), charnière 
(223-237), CH2 (238-347), CH3 E12 (363), M14 (365) (348-452), CHS 
(453-454)) (125-454)], (227-215')-disulfure avec la chaîne légère (1'-
215') [Homo sapiens V-KAPPA (IGKV3D-11*01 (89.00%) -IGKJ1*01) 
[7.3.9] (1'-108') -Homo sapiens IGKC*01, Km3 A45.1 (154), V101 
(192) (109'-215')]; dimère (233-233'':236-236'')-bisdisulfure,  
produit dans des cellules de hamster chinois (CHO), glycoforme alfa 

  inmunoglobulina G1-kappa, anti-[Homo sapiens TNFRSF13C 
(miembro 13C de la super familia del receptor del factor de necrosis 
tumoral (TNFR), BAFFR, BAFF-R, BR3, receptor del factor de 
activación de los linfocitos B, CD268], Homo sapiens anticuerpo 
monoclonal;  
cadena pesada gamma1 (1-454) [Homo sapiens VH (IGHV6-1*01 
(96.00%) -(IGHD) -IGHJ5*01) [10.9.14] (1-124) -Homo sapiens 
IGHG1*03, G1m3, nG1m1 (CH1 R120 (221) (125-222), bisagra (223-
237), CH2 (238-347), CH3 E12 (363), M14 (365) (348-452), CHS (453-
454)) (125-454)], (227-215')-disulfuro con la cadena ligera (1'-215') 
[Homo sapiens V-KAPPA (IGKV3D-11*01 (89.00%) -IGKJ1*01) [7.3.9] 
(1'-108') -Homo sapiens IGKC*01, Km3 A45.1 (154), V101 (192) (109'-
215')]; dímero (233-233'':236-236'')-bisdisulfuro,  
producido en las células ováricas de hamster chino (CHO), glicoforma 
alfa
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Recommended International Nonproprietary Names (Rec. INN): List 81
Dénominations communes internationales recommandées (DCI Rec.): Liste 81
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Rec.): Lista 81
(WHO Drug Information, Vol. 33, No. 1, 2019)
 
p.128 vutrisiranum
 vutrisiran replace the structure by the following one
  vutrisiran remplacer la structure par la suivante
 vutrisirán sustitúyase la estructura por la siguiente 

 

  

 
 
Recommended International Nonproprietary Names (Rec. INN): List 82
Dénominations communes internationales recommandées (DCI Rec.): Liste 82
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Rec.): Lista 82
(WHO Drug Information, Vol. 33, No. 3, 2019)

 
p.606 adlinacogenum civaparvovecum #
-607 adlinacogene civaparvovec replace the description by the following one
 adlinacogène civaparvovec remplacer la description par la suivante 
  adlinacogén civaparvovec  sustitúyase la descripción por la siguiente 

  a recombinant non-replicating adeno-associated virus type 2/6 (rAAV6) 
vector, which contains a promoter-less human coagulation factor IX (hF9, 
Factor IX or FIX) transgene cassette, encoding exons 2-8 and splice 
acceptor site sequence (SA) from hF9 exon 2, flanked by a sequence 
homologous to the zinc-finger nuclease (ZFN) cleavage site of the human 
albumin (hALB) intron 1 

  vecteur viral adéno-associé de type 2/6 recombinant (rAAV6), non-
répliquant, contenant la cassette avec le transgène du facteur de 
coagulation IX humain (hF9, Facteur IX, FIX) sans promoteur, codant pour 
les exons 2-8 et la séquence du site accepteur (SA) d'épissage de l'exon 2 
de hF9, flanqué par une séquence homologue au site de clivage de la 
nucléase à doigts de zinc (ZFN) de l'intron 1 l'albumine humaine (hALB). 
 

  un vector de virus adeno asociado tipo 2/6 recombinante (rAAV6), no 
replicativo, que contiene un casete con el transgen del factor de 
coagulación IX (hF9, Factor IX o FIX) humano sin promotor, que codifica 
para los exones 2-8 y la secuencia del sitio aceptor (SA) del splicing del 
exon 2 de hf9, flanqueado por una secuencia homóloga al sitio de rotura 
por la nuclease con dedos de zinc (ZFN) del intron 1 de la albúmina 
humana (hALB) 
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p.625 devafidugenum civaparvovecum #
-626 devafidugene civaparvovec replace the description by the following one
 devafidugène civaparvovec remplacer la description par la suivante 
  devafidugén civaparvovec  sustitúyase la descripción por la siguiente 

  a recombinant non-replicating adeno-associated virus type 2/6 (rAAV6) 
vector, which contains a promoter-less human alpha-L-iduronidase 
(hIDUA) transgene cassette, encoding partial exon 1 and full exons 2-14 
with the first 28 amino acids removed, and splice acceptor site sequence 
(SA) from hIDUA exon 2, flanked by a sequence homologous to the zinc-
finger nuclease (ZFN) cleavage site of the human albumin (hALB) intron 
1 

  vecteur viral adéno-associé de type 2/6 recombinant (rAAV6), non-
répliquant, contenant la cassette du transgène de l'alpha-L-iduronidase 
humaine (hIDUA) sans promoteur, codant partiellement l'exon 1 et 
entièrement les exons 2-14 dont la partie correspondant aux 28 premiers 
acides aminés a été retirée, et la séquence du site accepteur (SA) 
d'épissage de l'exon 2 de l'hIDUA, flanqué d'une séquence homologue 
au site de clivage de la nucléase à doigts de zinc (ZFN) de l'intron 1 de 
l'albumine humaine (hALB) 

  un vector de virus adeno asociado tipo 2/6 recombinante (rAAV6), no 
replicativo, que contiene un casete con el transgen de la alfa-L-
iduronidasa humana (hIDUA) sin promotor, que codifica para el exón 1 
parcial y los exones 2-14 completos con los primeros 28 amino ácidos 
eliminados, y la secuencia del sitio aceptor (SA) del splicing del exón 2 
de hIDUA, flanqueado por una secuencia homóloga al sitio de rotura por 
la nuclease con dedos de zinc (ZFN) del intron 1 de la albúmina humana 
(hALB) 

 
p.645 inlezifigenum civaparvovecum #
 inlezifigene civaparvovec replace the description by the following one
 inlezifigène civaparvovec remplacer la description par la suivante 
  inlezifigén civaparvovec  sustitúyase la descripción por la siguiente 

  a recombinant non-replicating adeno-associated virus type 2/6 (rAAV6) 
vector, expressing a cDNA that targets 447-461 bp of the albumin locus 
(relative to the transcription initiation site), fused to the obligate 
heterodimeric FokI nuclease domain ELD, under the control of an 
apolipoprotein E hepatic control region and human alpha-1-antitrypsin 
promoter (ApoE/hAAT) 

  vecteur viral adéno-associé de type 2/6 recombinant (rAAV6), non-
répliquant, exprimant un ADNc ciblant les paires de bases 447-461 du 
locus de l'albumine (en relation avec le site initial de transcription), 
fusionné au domaine hétérodimérique ELD de la nucléase Fokl, sous le 
contrôle d'une région de contrôle de l'apolipoprotéine E (ApoE) spécifique 
du foie et du promoteur de l'alpha1-antitrypsine humaine (ApoE/hAAT) 

  un vector de virus adeno asociado tipo 2/6 recombinante (rAAV6), no 
replicativo, que expresa un cDNA dirigido a unirse a los pares de bases 
447-461 (en relación al sitio de iniciación de la transcripción) del locus de 
la albúmina, fusionado al dominio heterodimérico ELD de la nuclease 
FokI, bajo el control de una región de control hepático de la 
apolipoproteína E y el promotor de la alfa 1 antitripsina humana 
(ApoE/hAAT) 
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p.669 ranuzifigenum civaparvovecum #
-670 ranuzifigene civaparvovec replace the description by the following one
 ranuzifigène civaparvovec remplacer la description par la suivante 
  ranuzifigén civaparvovec  sustitúyase la descripción por la siguiente 

  a recombinant non-replicating adeno-associated virus type 2/6 (rAAV6) 
vector, expressing a cDNA that targets 468-485 bp of the albumin locus 
(relative to the transcription initiation site), fused to the obligate 
heterodimeric FokI nuclease domain ELD, under the control of an 
apolipoprotein E hepatic control region and human alpha-1-antitrypsin 
promoter (ApoE/hAAT) 

  vecteur viral adéno-associé de type 2/6 recombinant (rAAV6), non-
répliquant, exprimant un ADNc ciblant les paires de bases 468-485 du 
locus de l'albumine (en relation avec le site initial de transcription), 
fusionné au domaine hétérodimérique ELD de la nucléase Fokl, sous le 
contrôle d'une région de contrôle de l'apolipoprotéine E (ApoE) 
spécifique du foie et du promoteur de l'alpha1-antitrypsine humaine 
(ApoE/hAAT) 

  un vector de virus adeno asociado tipo 2/6 recombinante (rAAV6), no 
replicativo, que expresa un cDNA dirigido a unirse a los pares de bases 
468-485 (en relación al sitio de iniciación de la transcripción) del locus 
de la albúmina, fusionado al dominio heterodimérico ELD de la 
nuclease FokI, bajo el control de una región de control hepático de la 
apolipoproteína E y el promotor de la alfa 1 antitripsina humana 
(ApoE/hAAT)

 
 
p.676 selitrectinibum
 selitrectinib replace the chemical name by the following one 
 sélitrectinib remplacer le nom chimique par le suivant
  selitrectinib  sustitúyase el nombre químico por el siguiente 

  (22R,6R)-35-fluoro-6-methyl-7-aza-1(5,3)-pyrazolo[1,5-a]pyrimidina-
3(3,2)-pyridina-2(1,2)-pyrrolidinacyclooctaphan-8-one 

  (22R,6R)-35-fluoro-6-méthyl-7-aza-1(5,3)-pyrazolo[1,5-a]pyrimidina-
3(3,2)-pyridina-2(1,2)-pyrrolidinacyclooctaphan-8-one 

  (22R,6R)-35-fluoro-6-metil-7-aza-1(5,3)-pirazolo[1,5-a]pirimidina-3(3,2)-
piridina-2(1,2)-pirrolidinaciclooctafan-8-ona 

 
 
p.688 tefidsogenum civaparvovecum #
-689 tefidsogene civaparvovec replace the description by the following one
 téfidsogène civaparvovec remplacer la description par la suivante 
  tefidsogén civaparvovec  sustitúyase la descripción por la siguiente 

  a recombinant non-replicating adeno-associated virus type 2/6 
(rAAV6) vector, which contains a promoter-less human iduronate 2-
sulfatase (hIDS) transgene cassette, encoding parts of exon 1 plus 
exons 2-9 from hIDS and a splice acceptor site (SA) derived from 
human coagulation factor IX (hF9, factor IX or FIX) exon 2, flanked by 
a sequence homologous to the zinc-finger nuclease (ZFN) cleavage 
site of the human albumin (hALB) intron 1 
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vecteur viral adéno-associé de type 2/6 recombinant (rAAV6), non-
répliquant, contenant la cassette du transgène de l’iduronate 2-
sulfatase humaine (hIDS) sans promoteur, codant partiellement 
l’exon 1 et les exons 2-9 de hIDS, et la séquence du site accepteur 
(SA) d’épissage dérivé de l’exon 2 du facteur de coagulation IX 
humain (hF9, facteur IX, FIX), flanqué d’une séquence homologue 
au site de clivage de la nucléase à doigts de zinc (ZFN) de l’intron 1 
de l’albumine humaine (hALB) 

  un vector de virus adeno asociado tipo 2/6 recombinante (rAAV6), 
no replicativo, que contiene un casete con el transgen de la 
iduronato 2-sulfatasa humana (hIDS) sin promotor, que codifica 
para partes del exón 1 más los exones 2-9 de hIDS y un sitio 
aceptor del splicing derivado del exón 2 del factor de coagulación IX 
humano (hF9, factor IX o FIX), flanqueado por una secuencia 
homóloga al sitio de rotura por la nuclease con dedos de zinc (ZFN) 
del intron 1 de la albúmina humana (hALB)

 
 
Recommended International Nonproprietary Names (Rec. INN): List 83
Dénominations communes internationales recommandées (DCI Rec.): Liste 83
Denominaciones Comunes Internacionales Recomendadas (DCI Rec.): Lista 83
(WHO Drug Information, Vol. 34, No. 1, 2020)

 
p.25 avalotcagenum ontaparvovecum #
-26 avalotcagene ontaparvovec replace the description by the following one
 avalotcagène ontaparvovec remplacer la description par la suivante 
  avalotcagén ontaparvovec sustitúyase la descripción por la siguiente 

  A recombinant non-replicating adeno-associated virus type 2/8 
(rAAV8) vector, encoding codon-optimized, wild-type human 
ornithine transcarbamylase (OTC) under the control of a hybrid 
human thyroxine-binding globulin (TBG) / human alpha 1-
microglobulin/bikunin precursor (AMBP) promoter/enhancer. The 
vector genome is a head-to-head dimer, with the vector genome 
cassette located 5' of the mutated internal inverted terminal repeat 
(ITR) in a reverse orientation and the vector genome cassette 
located 3' of the mutated internal ITR in a forward orientation. 

  vecteur viral adéno-associé de type 2/8 recombinant non-répliquant 
(rAAV8), codant pour l'ornithine transcarbamylase humaine 
sauvage (OTC) avec des codons optimisés, sous le contrôle de 
l'activateur/promoteur hybride de la globuline liant la thyroxine (TBP) 
humaine /précurseur de microglobuline alpha 1 / bikunine (AMBP). 
Le génome du vecteur est un dimère en tête à tête avec la cassette 
contenant le génome du vecteur en position 5´ de la séquence 
inverse terminale répétée (ITR) interne et mutée dont l'orientation 
est inverse et la cassette contenant le vecteur du génome en 
position 3´ de l'ITR interne et mutée dont l'orientation est vers l'avant 

  Un vector de virus adenoasociado recombinante no replicativo del 
serotipo 2/8 (rAAV8), que codifica para la ornitina transcarbamilasa 
silvestre humana (OTC) con codones optimizados, bajo el control 
de un promotor/potenciador híbrido de la globulina fijadora de 
tiroxina humana (TBG) / precursor de microglobulina alfa 1 
humana/bicunina (AMBP). El genoma del vector es un dímero de 
cabeza con cabeza, con el casete del genoma del vector en 
posición 5' a la repetición terminal invertida (ITR) interna y mutada 
localizado en orientación inversa. y el casete del genoma del vector 
en posición 3' a la ITR localizado en orientación hacia adelante. 
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p.49 epcoritamabum #
  epcoritamab replace the structure by the following one
  épcoritamab remplacer la structure par la suivante 
 epcoritamab sustitúyase la estructura por la siguiente 

  

 
p.55 giroctocogenum fitelparvovecum #
 giroctocogene fitelparvovec replace the description by the following one
 giroctocogène fitelparvovec remplacer la description par la suivante 
  giroctocogén fitelparvovec sustitúyase la descripción por la siguiente 

  A recombinant non-replicating adeno-associated virus type 2/6 
(rAAV6) vector, encoding human B-domain-deleted blood coagulation 
factor VIII (hF8, FVIII) under the control of a synthetic liver-specific 
promoter. 

  Vecteur viral adéno-associé de type 2/6 recombinant non-répliquant 
(rAAV6), codant pour le facteur de coagulation sanguine VIII humain 
(hF8, FVIII), dont le domaine B a été supprimé, sous le contrôle d'un 
promoteur synthétique spécifique du foie. 
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  Un vector de virus adenoasociado recombinante no replicativo del tipo 
2/6 (rAAV6), que codifica para el factor de coagulación sanguíneo VIII 
humano (hF8, FVIII) con el dominio B delecionado, bajo el control de 
un promotor sintético específico del hígado.

 
p.63 supprimer insérer
 lététresgéne autoleucel lététresgène autoleucel

 
p.132 zildistrogenum varoparvovecum #
 zildistrogene varoparvovec replace the description by the following one
 zildistrogène varoparvovec remplacer la description par la suivante 
  zildistrogén varoparvovec sustitúyase la descripción por la siguiente 

  A recombinant non-replicating adeno-associated virus type 2/9 
(rAAV9) vector, encoding human microdystrophin 5 (h-μD5) under 
control of CK8 muscle creatine kinase promoter and enhancer 
elements 

  vecteur viral adéno-associé de type 2/9 recombinant non-répliquant 
(rAAV9) codant pour la microdystrophine 5 humaine (h-mD5) sous le 
contrôle de l'activateur/promoteur de la créatine kinase musculaire 
CK8 

  Un vector de virus adenoasociado recombinante no replicativo del 
tipo 2/9 (rAAV9), que codifica para la microdistrofina 5 humana  
(h-mD5) bajo el control del promotor y elementos potenciadores 
(enhancer) de la creatina quinasa CK8 de músculo. 

 
# Electronic structure available on Mednet: http://mednet.who.int/    
# Structure électronique disponible sur Mednet: http://mednet.who.int/   
# Estructura electrónica disponible en Mednet: http://mednet.who.int/   
* http://www.who.int/medicines/services/inn/publication/en/ 
 

Procedure and Guiding Principles / Procédure et Directives / Procedimientos y 
principios generales  

The text of the Procedures for the Selection of Recommended International 
Nonproprietary Names for Pharmaceutical Substances and General Principles for 
Guidance in Devising International Nonproprietary Names for Pharmaceutical 
Substances will be reproduced in proposed INN lists only.   

Les textes de la Procédure à suivre en vue du choix de dénominations communes 
internationales recommandées pour les substances pharmaceutiques et des 
Directives générales pour la formation de dénominations communes internationales 
applicables aux substances pharmaceutiques seront publiés seulement dans les listes 
des DCI proposées. 

El texto de los Procedimientos de selección de denominaciones comunes 
internacionales recomendadas para las sustancias farmacéuticas y de los Principios 
generales de orientación para formar denominaciones comunes internacionales para 
sustancias farmacéuticas aparece solamente en las listas de DCI propuestas. 
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化学名・別

名

【日本名】イプタコパン塩酸塩水和物

【英名】Iptacopan Hydrochloride Hydrate
【化学名】

日本名：4-{(2S,4S)-4-エトキシ-1-[(5-メトキシ-7-メチル-1H-インドール-4-イル)メチル]ピぺリジ

ン-2-イル}安息香酸　一塩酸塩一水和物

英名：4-{(2S,4S)-4-Ethoxy-1-[(5-methoxy-7-methyl-1H-indol-4-yl)methyl]piperidin-2-yl}benzoic acid 
monohydrochloride monohydrate

構 造 式

O

N
HN

O CH3

CO2H

H3C

H

H

• H2OHCl •

CH3

効能・効果 発作性夜間ヘモグロビン尿症

用法・用量 通常，成人にはイプタコパンとして 1 回 200㎎を 1 日 2 回経口投与する。

劇薬等の指

定

市販名及び

有効成分・

分 量

原体：イプタコパン塩酸塩水和物

製剤：ファビハルタカプセル 200mg［1 カプセル中イプタコパン塩酸塩水和物 225.80mg（イプ

タコパンとして 200mg）を含有］

毒 性 単回投与毒性試験

動物種 投与経路 概略の致死量 (mg/kg)

イヌ 経口 > 1000

サル 経口 > 600
LNP023 の急性毒性については，イヌを用いた 2 週間反復投与毒性試験における用量漸増投与試験相及

びサルを用いた用量漸増投与試験の成績から評価した。

反復投与毒性試験

動物種 投与

期間 
(週間)

投与

経路

投与量

(mg/kg/日)
無毒性量

(mg/kg/日)
主な所見

ラット 4 経口 0, 100, 300, 
1000

300 ≥ 100 mg/kg：総ビリルビン・直接

ビリルビン↑，甲状腺重量(雌)↑
≥ 300 mg/kg：蛋白尿(雄)
1000 mg/kg：蛋白尿(雌)，
TSH(雌)↑，甲状腺：濾胞細胞肥大

(雌)，ハーダー腺：炎症性細胞浸

潤を伴う変性／再生性変化

回復性：4 週間の休薬により回復

又は回復傾向が認められた。
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ラット 13 経口 0, 50, 150, 
500

雄：150
雌：500

≥ 50 mg/kg：T3・T4↑，前立腺重

量↑
500 mg/kg：流涎，甲状腺重量

(雄)↑，甲状腺：濾胞細胞肥大，精

巣：精細管変性，精子検査（背景

値との比較）：総精子数，精子運

動率，精子速度，及び異常精子数

の変動

回復性：前立腺重量の変化を除い

て，いずれの変化においても 8 週

間の休薬により回復又は回復傾向

が認められた。

ラット 26 経口 0, 50, 150, 
750

750 ≥ 50 mg/kg：体重増加量(雄)↓／
(雌)↑，甲状腺／上皮小体重量↑，
精巣重量↑
≥ 150 mg/kg：クレアチニン(雄)↓，
甲状腺：濾胞細胞肥大

750 mg/kg：流涎，摂餌量(雌)↑，
ALP・総ビリルビン↑，クレアチ

ニン(雌)↓，T3・T4↑，TSH(雌)↑，
甲状腺：大型化(雄)
回復性：27 週間の休薬による回復

性が認められた。

イヌ 4 経口 0, 15, 50, 
300

50 15 mg/kg：ビリルビン(雄)↑
≥ 15 mg/kg：心拍数↑，T4↑，甲状

腺重量↓，甲状腺：濾胞細胞肥大

≥ 50 mg/kg：ビリルビン(雌)↑
300 mg/kg：体重(雌)↓，ビリルビ

ン(雄)↑，甲状腺：小型化(雌)，精

巣・精巣上体重量↓，心臓：心筋

細胞の変性／壊死，精巣：生殖細

胞剥離，精巣上体：精子減少・精

巣上体管内細胞残屑，肝臓：胆管

過形成・クッパー細胞色素沈着

(雌)
回復性：4 週間の休薬により回復

又は回復傾向が認められた。
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イヌ 13 経口 0, 5, 30, 150 雄：5
雌：30

≥ 5 mg/kg：総テストステロン・ア

ンドロステンジオン↑，甲状腺重

量(雌)↑
≥ 30 mg/kg：甲状腺重量(雄)↑，腸

間膜リンパ節：リンパ系細胞枯

渇，精巣：精細管変性，精巣上

体：精巣上体管腔細胞残屑，甲状

腺：濾胞細胞肥大(雌)
150 mg/kg：体重増加量・摂餌量

↓，心拍数↑，血小板数(雌)↑，前立

腺・精巣・精巣上体重量↑，脾臓

(雌)・下顎リンパ節(雄)：リンパ

系細胞枯渇，甲状腺：濾胞細胞肥

大(雄)，肝臓：胆管過形成・単細

胞壊死，肝細胞・クッパー細胞：

色素沈着(雌雄)，骨髄(雄)：顆粒

球比率・顆粒球／赤芽球（M / E）
比↑，赤芽球比率↓
同群の雌雄各 1 例で以下に示す炎

症を示唆する変化が認められた：

好中球数・白血球数・赤血球系パ

ラメータ・血小板数(雄)↓，好中球

数(雌)↓・単球数・フィブリノゲン

(雌)↑，グロブリン・総蛋白(雌
雄)↑，アルブミン／グロブリン比

(雌雄)↓
回復性：8 週間の休薬により回復

又は回復傾向が認められた。

イヌ 39 経口 0, 5, 30, 150 雄：5
雌：30

150 mg/kg：回復性試験 Day 103 に

一般状態不良のため雄 1 例を安楽

死処分（骨髄線維症を伴う重度の

非再生性貧血が原因であり，投薬

関連である可能性が考えられ

た）。

≥ 5 mg/kg：TDAR：一次応答

（IgM 及び IgG 抗体価）↓，甲状

腺重量(雄)↑，甲状腺：濾胞細胞肥

大(雄)
≥ 30 mg/kg：嘔吐，T3(雄)↑，補体

AP 活性完全阻害，TDAR：二次応

答(雌)↓，前立腺重量↑，精巣：精

細管変性，精巣上体：精巣上体管

管腔細胞残屑

150 mg/kg：心拍数↑，PR・QT 間

隔↓，TSH(雄)↑，甲状腺重量

(雌)↑，精巣重量↓，肝臓：クッパ

ー細胞の色素沈着（ヘモジデリ

ン），甲状腺：濾胞細胞肥大(雌)
回復性：27 週間の休薬により回復

性が認められた。
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副 作 用 国際共同第 III 相試験（APPLY-PNH 試験，CLNP023C12302 試験）において，継続投与期終了

時の本剤投与による副作用発現率は，21.9%（21/96 例）であった。主な副作用は頭痛 5.2%
（5/96 例），血小板数減少及び悪心 4.2%（4/96 例），下痢及び関節痛 3.1%（3/96 例）であっ

た。 

会 社 ノバルティスファーマ株式会社　製剤：輸入
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1 第 3 部

添付資料

番号
表  題

試験実施期間

及び

試験実施場所

報種類

（国内／海外）
評価／参考

3.2　データ又は報告書

3.2.S　原薬

3.2.S.1　一般情報

3.2.S.1.1 5004544_SM_A_S11_975_Nomenclature － 海外 評価

3.2.S.1.2 5004544_SM_A_S12_975_Structure － 海外 評価

3.2.S.1.3 5004544_SM_A_S13_975_General Properties － 海外 評価

3.2.S.2　製造

3.2.S.2.1 5004544_SM_A_S21_392_Manufacturer(s) － 海外 評価

3.2.S.2.2 5004544_SM_A_S22_392-0010059052_Description of the Manufacturing Process － 海外 評価

3.2.S.2.3 5004544_SM_A_S23_967_Control of Materials － 海外 評価

3.2.S.2.4 5004544_SM_A_S24_975_Control of Critical Steps and Intermediates － 海外 評価

3.2.S.2.5 5004544_SM_A_S25_975_Process Validation and (or) Evaluation － 海外 評価

3.2.S.2.6 5004544_SM_A_S26_975_Manufacturing Process Developmen － 海外 評価

3.2.S.3　特性 
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添付資料

番号
表  題 

試験実施期間

及び

試験実施場所

報種類

（国内／海外）
評価／参考

3.2.S.3.1 5004544_SM_A_S31_975_Elucidation of Structure － 海外 評価

3.2.S.3.2-1 5004544_SM_A_S32_975_Impurities － 海外 評価

3.2.S.3.2-2 Risk Assessment Manufacture-RAN-LNP023-AAB-EY-0004222191_Risk assessment for N-
nitrosamines

－ 海外 評価

3.2.S.4　原薬の管理 
3.2.S.4.1-1 5004544_SM_A_S41_975_Specifications － 海外 評価

3.2.S.4.1-2 SpecRel_DS_5004544_007_R_01_Specifications － 海外 評価

3.2.S.4.2-1 5004544_SM_A_S42_392_Analytical Procedures － 海外 評価

3.2.S.4.2-2 AP_DS_5004544_007_10001_R_01_Appearance by Visual Examination － 海外 評価

3.2.S.4.2-3 AP_DS_5004544_007_10332_RJP_01_  for 
Japan

－ 海外 評価

3.2.S.4.2-4 AP_DS_5004544_007_20551_RJP_01_Identity by  for Japan － 海外 評価

3.2.S.4.2-5 AP_DS_5004544_007_20901_RJP_01_Identity by  for Japan － 海外 評価

3.2.S.4.2-6 AP_DS_5004544_007_32001_RJP_01_  by HPLC for Japan － 海外 評価

3.2.S.4.2-7 AP_DS_5004544_007_35601_RJP_01_Residual solvents by  GC for Japan － 海外 評価
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添付資料

番号
表  題

試験実施期間

及び

試験実施場所

報種類

（国内／海外）
評価／参考

3.2.S.4.2-8 AP_DS_5004544_007_38063_RJP_01_  impurity ( B* ) by  GC for Japan － 海外 評価

3.2.S.4.2-9 AP_DS_5004544_007_35812_RJP_01_Water (Coulometric ) for Japan － 海外 評価

3.2.S.4.2-10 AP_DS_5004544_007_36201_RJP_01_Suphated ash for Japan － 海外 評価

3.2.S.4.2-11 AP_DS_5004544_007_38031_RJP_01_  impurity   A*    by LC-MS for Japan － 海外 評価

3.2.S.4.2-12 AP_DS_5004544_007_41601_RJP_01_  for Japan － 海外 評価

3.2.S.4.2-13 AP_DS_5004544_007_54001_RJP_01_Assay and related substances by HPLC for Japan － 海外 評価

3.2.S.4.2-14 AP_DS_5004544_007_70151_R_01_Microbial enumeration test － 海外 評価

3.2.S.4.3-1 5004544_SM_A_S43_392_Validation of Analytical Procedures － 海外 評価

3.2.S.4.3-2 Method Validation Report-VR10332(AS5004544)_Method validation report:  
 

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-3 Method Validation Report-VR20551(AS5004544)_Identity by IR spectroscopy ( ) － 海外 評価

3.2.S.4.3-4 Method Validation Report-VR_5004544_004_20551.01_supplementary_Validation Report 
Supplementary: IR by  

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-5 Method Validation Report-VR20901(AS5004544)_Identity by  － 海外 評価

＊新薬承認情報提供時に置き換え 
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添付資料

番号
表  題

試験実施期間

及び

試験実施場所

報種類

（国内／海外）
評価／参考

3.2.S.4.3-6 Method Validation Report-VR32001(AS2987)_  by HPLC － 海外 評価

3.2.S.4.3-7 Method Validation Report-VR32001(AS2987) Amendment-1_Method validation report: 
 by HPLC (Robustness testing)

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-8 Method Validation Report-VR32001(AS5004544)_  by HPLC － 海外 評価

3.2.S.4.3-9 Method Validation Report-VR32001(AS5004544) Addendum-1_Method validation report: 
 by HPLC (Intermediate precision - )

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-10 Method Validation Report-VR35601(AS5004544)_Residual solvents by  GC － 海外 評価

3.2.S.4.3-11 Method Validation Report-VR35601(AS5004544) Addendum-1_Residual solvents by  
GC (Robustness) 

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-12 Method Validation Report-VR35601(AS5004544) Addendum-2_Method validation report: 
Residual solvents by  GC (Intermediate precision by )

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-13 Method Validation Report-VR38063(AS5004544)_  impurity (  B*  ) by  GC － 海外 評価

3.2.S.4.3-14 Method Validation Report-VR38063(AS5004544) Addendum-1_  impurity ( B* ) by 
 GC (Robustness) 

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-15 Method Validation Report-VR38063(AS5004544) Addendum-2_Method Validation Report: 
 impurity (  B* ) by  GC (Intermediate precision by ) 

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-16 Method Validation Report-VR35812(AS5004544)_Method Validation Report: 
Water(Coulometric )

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-17 Method Validation Report-VR38031-1(AS5004544)_Method validation report:  impurity 
(  A*  ) by LC-MS

－ 海外 評価

＊新薬承認情報提供時に置き換え 
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試験実施場所
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（国内／海外）
評価／参考

3.2.S.4.3-18 Method Validation Report-VR41601-1(AS5004544)_ － 海外 評価

3.2.S.4.3-19 Method Validation Report-VR53001(AS5004544)_ , assay and related substances by 
HPLC

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-20 Method Validation Report-VR53001(AS5004544) Addendum-1_Method validation report: 
, assay and related substances by HPLC 

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-21 Method Validation Report-VR70151(AS5004544)_Method suitability report: Microbial 
Enumeration Tests 

－ 海外 評価

3.2.S.4.3-22 Method Validation Report-VR_DS_5004544_007_70151_01_REPORT ON METHOD 
SUITABILITY TESTING (MET) - IPTACOPAN HCL/DS N

－ 海外 評価

3.2.S.4.4-1 5004544_SM_A_DEV_S44_975_Batch Analyses － 海外 評価

3.2.S.4.4-2 5004544_SM_A_MKT_S44_975_Batch Analyses － 海外 評価

3.2.S.4.5 5004544_SM_A_S45_975_Justification of Specifications － 海外 評価

3.2.S.5　標準品又は標準物質

3.2.S.5-1 5004544_SM_A_S5_392_Reference Standards or Materials － 海外 評価

3.2.S.5-2 SpecRefStd_DS_5004544_007_R_01_Specifications － 海外 評価

3.2.S.5-3 AP_DS_5004544_007_21001_RJP_01_  by  for Japan － 海外 評価

3.2.S.5-4 AP_DS_5004544_007_40701_RJP_01_  by  for Japan － 海外 評価
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評価／参考

3.2.S.6　容器及び施栓系 
3.2.S.6 5004544_SM_A_S6_975_Container Closure System － 海外 評価

3.2.S.7　安定性 
3.2.S.7.1-1 5004544_SM_A_S71_975_Stability Summary and Conclusions － 海外 評価

3.2.S.7.1-2 SpecStab_DS_5004544_007_R_01_Specifications － 海外 評価

3.2.S.7.1-3 Stability Report-RSR5004544 Summary_Registration stability report-Summary and conclusions － 海外 評価

3.2.S.7.1-4 CSR_ISL_5004544_001_SUM_04_Stability Commitment Report － 海外 評価

3.2.S.7.1-5 CSR_SIMG_5004544_002_SUM_02_Stability Commitment Report － 海外 評価

3.2.S.7.1-6 CSR_SIMG_5004544_001_SUM_02_Stability Commitment Report － 海外 評価

3.2.S.7.2 5004544_SM_A_S72_975_Post-approval Stability Protocol Commitment － 海外 評価

3.2.S.7.3-1 5004544_SM_A_S73_975_Stability Data － 海外 評価

3.2.S.7.3-2 Stability Report-RSR5004544 Data-0004629106_Registration stability report - Data tables － 海外 評価

3.2.S.7.3-3 CSR_ISL_5004544_001_DAT_04_Stability Commitment Report － 海外 評価
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3.2.S.7.3-4 CSR_SIMG_5004544_002_DAT_02_Stability Commitment Report － 海外 評価

3.2.S.7.3-5 CSR_SIMG_5004544_001_DAT_02_Stability Commitment Report － 海外 評価

3.2.P　製剤

3.2.P.1　製剤及び処方

3.2.P.1 6004928_SM_A_P1_392_Description and Composition － 海外 評価

3.2.P.2　製剤開発の経緯

3.2.P.2.1.1 6004929_SM_A_P2_CTFO_975_Clinical Trial Formulae － 海外 評価

3.2.P.2.1.2 6004929_SM_A_P21_975_Components － 海外 評価

3.2.P.2.2-1 6004928_SM_A_P22_975_Formulation Development － 海外 評価

3.2.P.2.2-2 General Report-ARD000258_Comparative Dissolution Study Report (100mg, 200mg) － 海外 評価

3.2.P.2.2-3 Development Report-MDR50111(AS2987)_Method development report － 海外 評価

3.2.P.2.3 6004928_SM_A_P23_975_Manufacturing Process Development － 海外 評価

3.2.P.2.4 6004928_SM_A_P24_967_Container Closure Development － 海外 評価

3.2.P.2.5 6004929_SM_A_P25_975_Microbiological Attributes － 海外 評価
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報種類

（国内／海外）
評価／参考

3.2.P.2.6 6004929_SM_A_P26_975_Compatibility － 海外 評価

3.2.P.2.7 6004928_SM_A_P2_INTR_975_Introduction － 海外 評価

3.2.P.3　製造

3.2.P.3.1 6004929_SM_A_P31_392_Manufacturer(s) - Drug Product － 海外 評価

3.2.P.3.2 6004928_SM_A_P32_975_Batch Formula - Drug Product － 海外 評価

3.2.P.3.3 6004928_SM_A_P33_392_Description of the Manufacturing Process - Drug Product － 海外 評価

3.2.P.3.4-1 6004928_SM_A_P34_975_Controls of Critical Steps and Intermediates - Drug Product － 海外 評価

3.2.P.3.4-2 Stability Report-RSR2987 Annex-1-2_ － 海外 評価

3.2.P.3.5 6004928_SM_A_P35_967_Process Validation and (or) Evaluation - Drug Product － 海外 評価

3.2.P.4　添加剤の管理

3.2.P.4.1-1 5004931_SM_A_P41_967_Non_compendial_Specifications － 海外 評価

3.2.P.4.1-2 EX_5004931_001_R_04_Testing Monograph － 海外 評価

3.2.P.4.2 5004931_SM_A_P42_975_Non_compendial_Analytical Procedures － 海外 評価
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評価／参考

3.2.P.4.3 5004931_SM_A_P43_975_Non_compendial_Validation of Analytical Procedures － 海外 評価

3.2.P.4.4 5004931_SM_A_P44_975_Non_compendial_Justification of Specifications － 海外 評価

3.2.P.4.5 6004929_SM_A_P45_967_Excipients of Human or Animal Origin － 海外 評価

3.2.P.4.6 6004929_SM_A_P46_975_Novel Excipients － 海外 評価

3.2.P.5　製剤の管理

3.2.P.5.1-1 6004928_SM_A_P51_967_Specifications － 海外 評価

3.2.P.5.1-2 Spec_DP_6004928_010_R_01_Specifications － 海外 評価

3.2.P.5.2-1 6004928_SM_A_P52_392_Analytical Procedures － 海外 評価

3.2.P.5.2-2 AP_DP_6004928_010_10071_R_01_Appearance of contents － 海外 評価

3.2.P.5.2-3 AP_DP_6004928_010_10081_R_01_Appearance of shell － 海外 評価

3.2.P.5.2-4 AP_DP_6004928_010_20601_RJP_01_Identity by UV － 海外 評価

3.2.P.5.2-5 AP_DP_6004928_010_35812_RJP_01_Water (coulometric ) － 海外 評価

3.2.P.5.2-6 AP_DP_6004928_010_38031_RJP_01_  impurity A*   by LC-MS － 海外 評価

＊新薬承認情報提供時に置き換え 
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3.2.P.5.2-7 AP_DP_6004928_010_50111_R_01_Dissolution by UV － 海外 評価

3.2.P.5.2-8 AP_DP_6004928_010_50401_RJP_01_Uniformity of dosage units by content uniformity by 
HPLC 

－ 海外 評価

3.2.P.5.2-9 AP_DP_6004928_010_53501_RJP_01_Identity, assay and degradation products by HPLC － 海外 評価

3.2.P.5.2-10 AP_DP_6004928_010_70161_R_01_Microbial enumeration tests (MET) － 海外 評価

3.2.P.5.3-1 6004928_SM_A_P53_392_Validation of Analytical Procedures － 海外 評価

3.2.P.5.3-2 Method Validation Report-VR35812(AS2987)_Method Validation Report: Water(Coulometric 
) 

－ 海外 評価

3.2.P.5.3-3 Method Validation Report-VR35812(AS2987) Amendment-1_Method validation report: Water 
(Coulometric ) 

－ 海外 評価

3.2.P.5.3-4 Method Validation Report-VR38031-1(AS2987)_Method validation report:        impurity   
A*   by HPLC-MS

－ 海外 評価

3.2.P.5.3-5 Method Validation Report-VR38031-1(AS2987) Addendum-1_Method Validation report: 
 impurity   A*   by HPLC-MS (Reproducibility)

－ 海外 評価

3.2.P.5.3-6 Method Validation Report-VR50111(AS2987)_Dissolution by UV － 海外 評価

3.2.P.5.3-7 Method Validation Report-VR50111(AS2987) Amendment-1_Method validation report: 
Dissolution by UV (Robustness testing) 

－ 海外 評価

3.2.P.5.3-8 Method Validation Report-VR50111(AS2987) Addendum-1_Method validation report: 
Dissolution by UV (Reproducibility)

－ 海外 評価

＊新薬承認情報提供時に置き換え 
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3.2.P.5.3-9 Method Validation Report-VR50401(AS2987)_Uniformity of dosage units by content uniformity 
by HPLC

－ 海外 評価

3.2.P.5.3-10 Method Validation Report-VR50401(AS2987) Amendment-1_Method validation report: 
Uniformity of dosage units by content uniformity by HPLC (Robustness testing)

－ 海外 評価

3.2.P.5.3-11 Method Validation Report-VR50401(AS2987) Amendment-2_Method validation report: 
Uniformity of dosage units by content uniformity by HPLC 

－ 海外 評価

3.2.P.5.3-12 Method Validation Report-VR53501(AS2987)_Method validation report: Identity, assay and 
degradation products by HPLC 

－ 海外 評価

3.2.P.5.3-13 Method Validation Report-VR53501(AS2987) Amendment-1_Method validation report: Identity, 
assay and degradation products by HPLC (Robustness testing)

－ 海外 評価

3.2.P.5.3-14 Method Validation Report-VR53501(AS2987) Addendum-1_Method validation report: Assay and 
degradation products by HPLC 

－ 海外 評価

3.2.P.5.3-15 Method Validation Report- VR_6004929_003_70161.01_Method suitability report - Microbial 
enumeration tests

－ 海外 評価

3.2.P.5.4 6004928_SM_A_P54_967_Batch Analyses - Drug Product － 海外 評価

3.2.P.5.5 6004929_SM_A_P55_975_Characterisation of Impurities - Drug Product － 海外 評価

3.2.P.5.6-1 6004928_SM_A_P56_967_Justification of Specifications - Drug Product － 海外 評価

3.2.P.5.6-2 Justification of Specifications-EIA2987_Drug Product Risk Assessment for Elemental Impurities － 海外 評価

3.2.P.5.6-3 General Report-RAN-LNP023_200mg_Finished Product Risk Evaluation for N-Nitroso 
Compounds

－ 海外 評価

3.2.P.6　標準品又は標準物質
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評価／参考

3.2.P.6 6004929_SM_A_P6_975_Reference Standards or Materials - Drug Product － 海外 評価

3.2.P.7　容器及び施栓系

3.2.P.7 6004928_SM_A_P7_967_Container Closure System - Drug Product － 海外 評価

3.2.P.8　安定性

3.2.P.8.1-1 6004928_SM_A_P81_967_Stability Summary and Conclusion - Drug Product － 海外 評価

3.2.P.8.1-2 SpecStab_DP_6004928_010_R_02_Specifications - Stability － 海外 評価

3.2.P.8.1-3 Stability Report-RSR2987 Summary-1_Registration stability report - Summary and 
conclusion(1.0)

－ 海外 評価

3.2.P.8.1-4 Stability Report-RSR2987 Summary-1_Registration stability report - Summary and 
conclusion(2.0)

－ 海外 評価

3.2.P.8.2 6004928_SM_A_P82_967_Post-approval Stability Protocol-Commitment - Drug Produc － 海外 評価

3.2.P.8.3-1 6004928_SM_A_P83_967_Stability Data － 海外 評価

3.2.P.8.3-2 Stability Report-RSR2987 Data-1_Registration stability report - Data tables(1.0) － 海外 評価

3.2.P.8.3-3 Stability Report-RSR2987 Data-1_Registration stability report - Data tables(2.0) － 海外 評価

3.2.A　その他

3.2.A.1 - － － －
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3.2.A.2-1 6004929_SM_A_A2_975_Adventitious Agents Safety Evaluation － 海外 評価

3.2.A.2-2 Adventitious Agents Safety Evaluation-Declaration of Compliance_14-Jul-2022 － 海外 評価

3.2.A.3 - － － －

3.2.R　各極の要求資料

－ － － － －

3.3　参考文献（評価／参考の別：参考資料）

－ － － － －

2 第 4 部

添付資料

番号
Report No./Study 
No. 表  題 試験実施期間 試験実施場所

報種類

（国内／

海外）

評価／

参考

4.2　試験報告書

4.2.1　薬理試験  

4.2.1.1　効力を裏付ける試験

4.2.1.1-1 RD-2015-00230 In vitro Potency and Protease Selectivity Profile of the Complement Factor B 
Inhibitor LNP023

2017 年 8 月 3 日 ノバルティス 海外 評価

4.2.1.1-2 RD-2015-00152 In vitro serum potency of Factor B inhibitor NVP-LNP023 2016 年 5 月 19 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.1-3 RD-2017-00357 LNP023 inhibits Membrane attack complex formation in rat serum 2017 年 9 月 18 日 ノバルティス 海外 参考
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評価／

参考

4.2.1.1-4 RD-2017-00003 LNP023 inhibits MAC formation in 50 percent rabbit serum 2017 年 8 月 23 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.1-5 RD-2014-00521 Ex-vivo dog MAC deposition assay for testing inhibitors of the complement 
alternative pathway

2017 年 9 月 1 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.1-6 RD-2014-00605 Ex-vivo cynomolgus monkey, mouse and pig complement deposition assays 
for testing alternative complement pathway inhibitors

2017 年 8 月 3 日 ノバルティス 海外 評価

4.2.1.1-7 RD-2015-00228 In vitro potency of the complement factor B inhibitor, LNP023 in 50% 
human serum MAC deposition assay

2016 年 5 月 19 日 ノバルティス 海外 評価

4.2.1.1-8-1 RD-2015-00153 Potency of Factor B inhibitor NVP-LNP023 in 50% human whole blood 2016 年 5 月 19 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.1-8-2 RD-2015-00153 
errata

Errata List － － － －

4.2.1.1-9 RD-2022-00256 LNP023 (iptacopan) does not inhibit classical complement pathway activity 2022 年 9 月 8 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.1-10 RD-2015-00232 Inhibition of Complement Factor B suppresses hemolysis and C3 deposition 
in a PNH surrogate assay

2016 年 5 月 20 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.1-11-
1

RD-2020-00407 LNP023 inhibits AP dysregulation in serum from patients with atypical 
hemolytic uremic syndrome (aHUS)

2020 年 10 月 30 日 ノバルティス 海外 評価

4.2.1.1-11-
2

RD-2020-00407 
errata

Errata list － － － －

4.2.1.1-12-
1

RD-2022-00012 LNP023 (iptacopan) binds to and inhibits FB mutants identified in patients 
with atypical hemolytic uremic syndrome (aHUS)

2022 年 8 月 30 日 ノバルティス 海外 評価
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参考

4.2.1.1-12-
2

RD-2022-00012 
errata

Errata list － － － －

4.2.1.1-13 RD-2015-00210 Effect of orally administered complement Factor B inhibitor, NVP-LNP023, 
on LPS-induced complement activation in mice

2017 年 9 月 19 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.1-14-
1

DIS R1720571 LNP023 dose-response efficacy study in rat PHN model 2017 年 11 月 14 日～

2017 年 12 月 1 日

ノバルティス 海外 評価

4.2.1.1-14-
2

DIS R1720571 
errata

Errata list － － － －

4.2.1.1-15-
1

DIS R1820106a LNP023 therapeutic efficacy study in rat PHN model 2018 年 4 月 3 日～

2018 年 4 月 20 日

ノバルティス 海外 評価

4.2.1.1-15-
2

DIS R1820106a 
errata

Errata list － － － －

4.2.1.1-16 RD-2019-00023 Ex vivo analysis of alternative pathway activity in rats after 26-week 
treatment with LNP023

2019 年 6 月 5 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.1-17 RD-2018-00505 Ex vivo analysis of alternative pathway activity in dogs after 39 weeks 
treatment with LNP023

2019 年 3 月 4 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.1-18  RD-2020-00544 Analysis of alternative pathway activity in juvenile dogs after 52 weeks 
treatment with LNP023

2021 年 9 月 24 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.2　副次的薬理試験

4.2.1.2-1  DIS R1720165 Testing for inhibition of cathepsins by LNP023 (  compound code 
NA-04-WV99)

2017 年 7 月 10 日～

2017 年 7 月 16 日

台湾 海外 参考

4.2.1.2-2 RD-2015-00689 NVP-LNP023: Secondary Pharmacology Profile 2019 年 1 月 17 日 フランス 海外 参考
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4.2.1.2-3 RD-2020-00450 NVP-LNP023-AA-12_  Report_100021796_in vitro pharmacology 
profiling EP1 EP3 FP TP

2015 年 6 月 5 日 フランス 海外 参考

4.2.1.2-4 RD-2019-00018 NVP-LNP023: Kinase Profiling Report 2019 年 1 月 17 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.2-5 RD-2018-00517 LNP023: No inhibitory effects in a mouse model of T-dependent (TD) 
humoral responses

2019 年 3 月 4 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.2-6 DIS R1820029 LNP023 in DNP-KLH mouse model (primary response) – Ki67 staining in 
spleen

2022 年 11 月 23 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.2-7  DIS R1820030 LNP023 in DNP-KLH mouse model (secondary response) – Ki67 staining in 
spleen

2022 年 11 月 23 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.2-8 RD-2018-00519 LNP023: No inhibitory effects in a rat model of SRBC-induced humoral 
response

2020 年 11 月 4 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.3　安全性薬理試験

4.2.1.3-1 1414526 Effect of LNP023 on cloned hERG potassium channels expressed in human 
embryonic kidney cells

20 年 月 日～

20 年 月 日

米国 海外 参考

4.2.1.3-2 1414561 Effect of LNP023 on cloned hERG potassium channels expressed in human 
embryonic kidney cells

20 年 月 日～

20 年 月 日

米国 海外 参考

4.2.1.3-3 1470561 Effect of LNP023 on cloned hERG potassium channels expressed in human 
embryonic kidney cells

20 年 月 日～

20 年 月 日

米国 海外 評価

4.2.1.3-4 1415101 Effects of test article LNP023 on cloned hERG channel surface expression in 
mammalian cells

20 年 月 日 米国 海外 参考

4.2.1.3-5 1415103 Effects of test article LNP023 on cloned hERG channel surface expression in 
mammalian cells

20 年 月 日 米国 海外 参考



Novartis Confidential Page 19
CTD 1.12 添付資料一覧 LNP023/イプタコパン塩酸塩水和物

添付資料

番号
Report No./Study 
No. 表  題 試験実施期間 試験実施場所

報種類

（国内／

海外）

評価／

参考

4.2.1.3-6 1415004 Effects of LNP023 on cloned ion channels expressed in mammalian cells 20 年 月 日 米国 海外 参考

4.2.1.3-7 1415008 Effects of LNP023 on Cloned Ion Channels Expressed in Mammalian Cells 20 年 月 日 米国 海外 参考

4.2.1.3-8 2120033-a : Human Primary Ventricular Cardiomyocyte Contractility 
Assay with NVP-LNP023 (batch AAA.008), in comparison to positive and 
negative inotropic drugs, i.e., Isoproterenol, Verapamil, Ranolazine, 
Levosimendan, and Milrinone

20 日 月 日～

20 年 月 日

米国 海外 参考

4.2.1.3-9 2120033-b NVP-LNP023: Human Primary Ventricular Cardiomyocyte Calcium 
Imaging Assay with NVP-LNP023 (batch AAA.008), and comparison to the 
cardiac positive inotropic drugs Levosimendan, and Milrinone

20 年 月 日～

20 年 月 日

米国 海外 参考

4.2.1.3-10 1520203 Effects of LNP023 On Vasoreactivity of Aortic and Mesenteric Artery Rings 
from Rats and Dogs

20 年 月 日～

20 年 月 日

米国 海外 参考

4.2.1.3-11 1570154 Cardiovascular function assessment in male rats following oral
(gavage) administration

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.3-12 1470817 Oral cardiovascular telemetry study in male dogs 20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.3-13 1570153 Cardiovascular function assessment in male dogs following oral (gavage) 
administration

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.3-14 1470565 LNP023: Single-Dose Oral Gavage Cardiovascular Telemetry Study in Male 
Dogs

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.1.3-15-
01

2170052 A 14-day oral (gavage) repeat dose cardiovascular safety pharmacology 
study with a 1 week recovery period in juvenile and young adult beagle dogs

20 年 月 日～

20 年 月 日

カナダ 海外 参考
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4.2.1.3-15-
02

DIS R2170052d A 14-day oral (gavage) repeat dose cardiovascular safety pharmacology 
study with a 1-week recovery period in juvenile and young adult beagle dogs 
Gene expression analysis of heart and aorta

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.1.3-16 1470566 LNP023: Single-dose oral safety pharmacology study in rats (nervous system 
and respiratory function)

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.1.4　薬力学的薬物相互作用試験

－ － 該当資料なし － － － －

4.2.2 薬物動態試験

4.2.2.1　分析法及びバリデーション報告書

4.2.2.1-1 DMPK 
R1500297-01

Quantitative determination of LNP023in rat plasmaby LC-MS/MS  Method 
validation report
Amendment no. 1

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.1-2 DMPK 
R1500296-01

Quantitative determination of LNP023 in dog plasma by LC-MS/MS  
Method validation report
Amendment no. 1

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.1-3 DMPK 
R1500429-01

Quantitative determination of LNP023 in mouse plasma by LC-MS/MS  
Method validation report 
Amendment no.1

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.1-4 DMPK R1600441 Validation of a Method for the Determination of LNP023 in Rat Plasma 
Using Liquid Chromatography with Tandem Mass Spectrometric Detection

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 参考

4.2.2.1-5-1 DMPK R1600442 Validation of a Method for the Determination of LNP023 in Dog Plasma 
Using Liquid Chromatography with Tandem Mass Spectrometric Detection 

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 参考

4.2.2.1-5-2 DMPK 
R1600442-ad1

Validation of a Method for the Determination of LNP023 in Dog Plasma 
Using Liquid Chromatography with Tandem Mass Spectrometric Detection 
Addendum No. 1

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 参考
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4.2.2.1-6 DMPK 
R1600671-01

Validation of a Method for the Determination of LNP023 in Rabbit Plasma 
Using Liquid Chromatography with Tandem Mass Spectrometric Detection. 
Amended Final Validation Report 1 

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 参考

4.2.2.1-7 DMPK R2000093 Validation of a Method for the Determination of LNP023 in Mouse Plasma 
using Liquid Chromatography with Tandem Mass Spectrometric Detection

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 参考

4.2.2.1-8 DMPK R2000262 Validation of a Method for the Determination of   Impurity A*  in Rat Plasma 
using Liquid Chromatography  with Tandem Mass Spectrometric Detection

20 年 月 日～

20 日 月 日

英国 海外 参考

4.2.2.2　吸収

4.2.2.2-1 RD-2016-00013 Pharmacokinetics of Factor B inhibitor NVP-LNP023 following single 
intravenous and oral administration in C57BL/6 mice

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.2.2-2 RD-2016-00014 Pharmacokinetics of Factor B inhibitor NVP-LNP023 following single 
intravenous and oral administration in Wistar Han rats

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.2.2-3 DMPK R1500361 Absorption, distribution, metabolism, and excretion of LNP023 in rats after 
oral (10 mg/kg) and intravenous (2 mg/kg) administration of [14C]LNP023 
hydrochloride

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.2.2-4 DMPK R2000379 Pharmacokinetics of   Impurity A*   following oral administration in the rat 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.2.2-5 DMPK 
R2100550-01

Pharmacokinetics of LNP023 after a single intravenous, oral or intra-ileal 
dose administration to male Sprague Dawley rats 
Amendment no. 1

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.2.2-6 RD-2016-00020 NVP-LNP023-AA pharmacokinetic profiles in male Beagle dogs after single 
intravenous or oral administration 
Amendment no. 1

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.2.2-7 DMPK R2101187 Pharmacokinetic assessment of LNP023 following a single iv infusion 
administration to male Beagle dogs

20 年 月 日 米国 海外 参考

＊新薬承認情報提供時に置き換え 
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4.2.2.3　分布

4.2.2.3-1 DMPK R1701426 Pharmacokinetics, Absorption, Distribution, and Excretion of [14C]LNP023 
Following Oral Administration to Male and Female Long Evans Rats

20 年 月 日 米国 海外 参考

4.2.2.3-2 DMPK R1500362 In vitro blood distribution and plasma protein binding of [14C]LNP023 
including stability in blood and plasma of rat, dog, and human, and binding 
to isolated human plasma proteins 

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 評価

4.2.2.3-3 DMPK R1600148 In vitro plasma protein binding of [14C]LNP023 in plasma of human and 
mouse (wildtype and factor B knock-out type)

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.3-4-1 DMPK R2200449 Calculation of iptacopan unbound concentrations in rats, dogs, and humans 
for exposure multiple assessments

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.3-4-2 DMPK R2200449 Errata list － － － －

4.2.2.3-5 DMPK R1701166 Determination of Ex-vivo Plasma Protein Binding of LNP023 in Rats, 
Rabbits, and Dogs

20 年 月 日～

20 年 月 日

米国 海外 参考

4.2.2.4　代謝

4.2.2.4-1 DMPK 
R1570193-metid

LNP023: 26 Week Oral (Gavage) Administration Toxicity Study in the Rat 
followed by a 27 Week Recovery Period; Metabolite Analysis

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.4-2 DMPK 
R1570192-metid

LNP023: 39 Week Oral (Gavage) Administration Toxicity Study in the Dog 
followed by a 27 Week Recovery Period; Metabolite Analysis

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.4-3 DMPK 
R1809129-metid

Comparison of exposure ratios, between rat, dog and human, of metabolites 
identified in human plasma from clinical study CLNP023X2101

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.4-4 DMPK R1500300 In vitro metabolism of [14C]LNP023 in rat, dog and human hepatocytes 20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 評価

4.2.2.4-5 DMPK 
R1900261-metid

Acyl glucuronide metabolite (OHJ739) stability in phosphate buffer pH 7.4 
at 37°C

20 年 月 日 スウェーデン 海外 参考
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4.2.2.4-6 DMPK 
R1900278-metid

In vitro metabolism of LNP023 in mouse, rat, monkey, and human 
hepatocytes

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.4-7  DMPK 
R1500191

Stability of acyl glucuronide MHT297 in phosphate buffer, rat urine and 
human blood, plasma and urine

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.4-8 DMPK R1500516 Identification of human cytochrome P450 enzymes involved in the oxidative 
metabolism of LNP023 in vitro

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.4-9-1 DMPK R1600579 Identification of human CYP enzymes involved in the oxidative metabolism 
of LNP023 

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 評価

4.2.2.4-9-2 DMPK R1600579 
errata

Errata list － － － －

4.2.2.4-10-
1

DMPK R1600698 Identification of human UGT-glucuronosyltransferase isoenzymes involved 
in the direct glucuronidation of LNP023 

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.4-10-
2

DMPK R1600698 
errata

Errata list － － － －

4.2.2.4-11 DMPK R1600140 Identification of human uridine diphosphate glucuronosyltransferase 
isoenzymes involved in the direct glucuronidation of LNP023

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.4-12 DMPK R1500514 In vitro metabolism of LNP023: Assessment of reactive intermediate 
formation

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.4-13 DMPK R1300641 In vitro assessment of LNP023 as time-dependent inhibitor of major 
cytochrome P450 enzymes

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.4-14 DMPK R1500321 In vitro assessment of cytochrome P450 enzyme inhibition by LNP023 20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 評価

4.2.2.4-15 DMPK R1500936 In vitro assessment of UGT1A1 enzyme inhibition by LNP023 20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考
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4.2.2.4-16 DMPK R1600704 Evaluation of LNP023 as inducer of drug metabolizing enzymes in human 
hepatocytes

20 年 月 日～

20 年 月 日

米国 海外 評価

4.2.2.4-17 DMPK R1900589 In vitro assessment of time-dependent inhibition of cytochrome P450 
enzymes CYP2B6, CYP2C8 and CYP2C19 by LNP023

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.5　排泄

－ － 該当資料なし － － － －

4.2.2.6　薬物動態学的薬物相互作用（非臨床）

－ － 該当資料なし － － － －

4.2.2.7　その他の薬物動態試験

4.2.2.7-1 DMPK R1500730 Assessment of the intestinal transport of LNP023 using the gastrointestinal 
Caco-2 cell line

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.7-2 DMPK R1600716 In vitro Interaction Studies of LNP023 with the human BCRP and MDR1 
Efflux (ABC) Transporters

20 年 月 日 ハンガリー 海外 参考

4.2.2.7-3  DMPK 
R1600717

In vitro Interaction Studies of LNP023 with the human OCT1 and OCT2 
Uptake Transporters

20 年 月 日 ハンガリー 海外 参考

4.2.2.7-4 DMPK R1500958 Assessment of efflux transporter (MRP2) inhibition by LNP023 20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.2.7-5 DMPK R1709014 In vitro Inhibition Studies of LNP023 on the human BSEP Efflux (ABC) 
Transporter and the human OAT1, OAT3, MATE1 and MATE2-K Uptake 
(SLC) Transporters

20 年 月 日～

20 年 月 日

ハンガリー 海外 参考

4.2.2.7-6 DMPK R2000210 In vitro Interaction Studies of LNP023 with the human with the human 
MATE1, MATE2-K, OAT1, OAT3, OCT1 and OCT2 Uptake Transporters

20 年 月 日～

20 年 月 日

ハンガリー 海外 評価
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4.2.2.7-7 DMPK R1500336 Cellular uptake of LNP023 in suspensions of cryopreserved human 
hepatocytes

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.7-8 DMPK R1500532 Assessment of uptake transporter (OATP1B1, OATP1B3) inhibition by 
LNP023

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.7-9 DMPK R1500533 Assessment of LNP023 as an inhibitor of human breast cancer resistance 
protein (BCRP) and P-glycoprotein (P-gp)

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.7-10 DMPK R1700975 Assessment of LNP023 hepatobiliary disposition in vitro using sandwich-
cultured human hepatocytes

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.2.7-11 DMPK R1800300 In vitro Transporter Phenotyping Study of LNP023 with the human BCRP, 
MDR1 and MRP2 Efflux (ABC) and with the human OATP1B1 and 
OATP1B3 uptake Transporters

20 年 月 日～

20 年 月 日

ハンガリー 海外 参考

4.2.2.7-12  DMPK 
R2000245

In vitro Transporter Phenotyping Study of LNP023 with the human OAT1, 
OAT2, OAT3 and OCT2 Uptake Transporters 

20 年 月 日～

20 年 月 日

ハンガリー 海外 参考

4.2.2.7-13 DMPK-BT-
R1701500-metid

Exploratory metabolite assessment and semi-quantitation of metabolites of 
LNP023 in human plasma from clinical study CLNP023X2101 following 
twice daily oral doses of 200 mg

20 年 月 日～

20 年 月 日

ノバルティス 海外 参考

4.2.3 毒性試験

4.2.3.1　単回投与毒性試験

4.2.3.1-1 1370389 LNP023 and : An oral (gavage) rising dose toxicity study with non-
invasive telemetry in male monkeys

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.2　反復投与毒性試験

4.2.3.2-1 1370303 LNP023 and : 2-week oral (gavage) pilot toxicity study in male rats 20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考
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4.2.3.2-2.1 1470568 4-week oral (gavage) toxicity study in rats with a 4-week recovery period
and micronucleus assessment; Final report amendment no. 2
Note:  Appendix 7 is the in vivo genotox report

20 年 月 日～

20 年 月 日

20 年 月 日

20 年 月 日

ノバルティス 海外 評価

4.2.3.2-2.2 DIS R1470568 4-week oral (gavage) toxicity study in rats with a 4-week recovery period
and micronucleus assessment Gene expression analysis in liver

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.2-3 1570195 LNP023: 13 Week Oral (Gavage) Administration Toxicity Study in the Rat 
Followed by an 8 Week Recovery Period

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.2-4 1570193 LNP023: 26 Week Oral (Gavage) Administration Toxicity Study in the Rat 
followed by a 27 Week Recovery Period

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.2-5.1 1470220 LNP023: 2 Week Oral (Gavage) Repeat Dose Toxicity Study with a Rising 
Dose Phase, including Non-Invasive Telemetry in Male Dogs

20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.2-5.2 DIS R1470220 2 Week Oral (Gavage) Repeat Dose Toxicity Study with a Rising Dose 
Phase, including Non-Invasive Telemetry in Male Dogs
Gene expression analysis of heart

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.2-6.1 1470567 4-week oral (gavage) toxicity study in dogs with noninvasive telemetry and a
4-week recovery period; Final report amendment no. 3

20 年 月 日～

20 年 月 日

20 年 月 日

20 年 月 日

20 年 月 日

ノバルティス 海外 評価

4.2.3.2-6.2 DIS R1470567 4-week oral (gavage) toxicity study in dogs with noninvasive telemetry and a
4-week recovery period
Gene expression analysis of the thyroid gland and liver

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.2-6.3 DIS R1470567c 4-week oral (gavage) toxicity study in dogs with noninvasive telemetry and a
4-week recovery period
Gene expression analysis of heart

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考
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4.2.3.2-7.1 1570194 LNP023: 13 Week Oral (Gavage) Administration Toxicity Study in the Dog 
Followed by an 8 Week Recovery Period

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.2-7.2  DIS R1570194b 13 Week oral gavage administration toxicity study in the dog followed by an 
8-week recovery period Activity-INV-05 Inferring transcription factor 
activities underlying treatment related testicular toxicity

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.2-7.3 1920095 LNP023: Bone Marrow Smear Evaluation and Histopathological Evaluation 
of Selected Tissues from a 13 Week Oral (Gavage) Administration Toxicity 
Study in the Dog Followed by an 8 Week Recovery Period (  Study 
8348869, Novartis Reference 1570194)

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.2-8.1 1570192 LNP023: 39 Week Oral (Gavage) Administration Toxicity Study in the Dog 
Followed by a 27 Week Recovery Period
Amendment No. 1

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

1570192_Original LNP023: 39 Week Oral (Gavage) Administration Toxicity Study in the Dog 
Followed by a 27 Week Recovery Period
Original version

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.2-8.2  DIS R1570192e 39 Week oral gavage administration toxicity study in the dog followed by a 
27 week recovery period.
Activity-INV-07 Inferring transcription factor activities underlying treatment 
related testicular toxicity

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.3　遺伝毒性試験　

4.2.3.3.1　In Vitro 試験

4.2.3.3.1-1 1313007 Miniscreen Ames test 20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.3.1-2 1470563 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価
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4.2.3.3.1-3 1314004 Micronucleus test in vitro using TK6 cells 20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.3.1-4 1470562 In Vitro Human Lymphocyte Micronucleus Assay 20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.3.2　In Vivo 試験

－ － 該当資料なし － － － －

4.2.3.4　がん原性試験

4.2.3.4.1　長期がん原性試験

4.2.3.4.1-1 1770877 LNP023: 104 Week Oral (Gavage) Administration Carcinogenicity Study in 
the Rat
Amendment No. 1

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

1770877_Original LNP023: 104 Week Oral (Gavage) Administration Carcinogenicity Study in 
the Rat
Original version

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.4.2　短期又は中期がん原性試験

4.2.3.4.2-1 1770876 LNP023: A 26 Week Oral (Gavage) Administration Carcinogenicity Study 
in the Transgenic rasH2 Transgenic Mouse

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

1770876_Original LNP023: A 26 Week Oral (Gavage) Administration Carcinogenicity Study 
in the Transgenic rasH2 Transgenic Mouse
Original version

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.4.3　その他の試験

4.2.3.4.3-1 2070102 LNP023: Oral (Gavage) Administration Maximum Tolerated Dose Study in 
the Wild Type RasH2 Mouse

20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.4.3-2 1770875 LNP023: 28 Day Oral (Gavage) Administration Toxicity Study in the Wild 
Type RasH2 Transgenic Mouse

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 参考



Novartis Confidential Page 29
CTD 1.12 添付資料一覧 LNP023/イプタコパン塩酸塩水和物

添付資料

番号
Report No./Study 
No. 表  題 試験実施期間 試験実施場所
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4.2.3.5　生殖発生毒性試験

4.2.3.5.1　受胎能及び着床までの初期胚発生に関する試験

4.2.3.5.1-1 1870193 LNP023: Oral (Gavage) Fertility Study in the Male Rat 20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.5.1-2 1770670 LNP023: Oral (Gavage) Fertility and Early Embryonic Development Study 
in the Female Rat

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.5.2　胚・胎児発生に関する試験

4.2.3.5.2-1 1670321 LNP023: Oral (Gavage) Study of Embryo-Fetal Development in the Rat 20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.5.2-2 1670322 LNP023: Oral (Gavage) Combined Preliminary/Dose Range Finding 
Embryo-Fetal Development in the Rabbit

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.5.2-3 1670323 LNP023: Oral (Gavage) Study of Embryo-Fetal Development in the Rabbit 20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.5.3　出生前及び出生後の発生並びに母体の機能に関する試験

4.2.3.5.3-1 1770878 LNP023: Oral (Gavage) Study of Pre- and Postnatal Development in the Rat 20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.5.4　新生児を用いた試験

4.2.3.5.4-1 1770671 An 8-Week Oral (Gavage) Dose Range Finding Toxicity Study in the 
Juvenile Beagle Dog

20 年 月 日 カナダ 海外 参考

4.2.3.5.4-2 1870009 A 52 week oral (gavage) toxicity study with a 27 week recovery period in the 
juvenile beagle

20 年 月 日～

20 年 月 日

カナダ 海外 評価

4.2.3.6　局所刺激性試験

－ － 該当資料なし － － － －
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4.2.3.7　その他の毒性試験

4.2.3.7.1　抗原性試験

－ － 該当資料なし － － － －

4.2.3.7.2　免疫毒性試験

－ － 該当資料なし － － － －

4.2.3.7.3　毒性発現の機序に関する試験

4.2.3.7.3-1 DIS 1720270 Testicular Toxicity evaluation of LNP023 on the ex vivo rat model,  
 

20 年 月 日～

20 年 月 日

フランス 海外 参考

4.2.3.7.3-2 DIS 1720277 Testicular Toxicity evaluation of LNP023 on the ex vivo dog model,  
 

20 年 月 日～

20 年 月 日

フランス 海外 参考

4.2.3.7.3-3 DIS R1720270a Testicular Toxicity evaluation of LNP023 on the ex vivo rat and dog model, 

comparison between rat study (  1702-01 ; Novartis study 1720270) 
and dog study (  1702-02 ; Novartis study 1720277)

20 年 月 日 フランス 海外 参考

4.2.3.7.3-4 DIS R1820225 In vitro assessment of androgen and thyroid hormone receptor reporter 
activities

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.7.3-5 RD-2019-00025 NVP-LNP023-AA-13 (NA-04-WV99) effects in rat Thyroid receptor 
binding assay:  report

20 年 月 日～

20 年 月 日

台湾 海外 参考

4.2.3.7.3-6 RD-2020-00447 NVP-LNP023_ _100053679_FR095-0019862_in vitro human 
JMJD1A and JMJD1B assays_1

20 年 月 日～

20 年 月 日

フランス 海外 参考

4.2.3.7.3-7 RD-2020-00448 NVP-LNP023_ _100054207_FR095-0020679_in vitro human 
JMJD1A and JMJD1B assays_2

20 年 月 日～

20 年 月 日

フランス 海外 参考
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4.2.3.7.3-8 DIS R1470567b 4-week oral (gavage) toxicity study in dogs with non-invasive telemetry and 
a 4-week recovery period
Mechanistic Investigations on Thyroid peroxidase activity (TPO) in vitro

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.7.3-9 1920024 Hematoxicity Study of LNP023 on SC-GEMM, P-BFU, and P-GM Derived 
from Canine Bone Marrow MNCs

20 年 月 日～

20 年 月 日

米国 海外 参考

4.2.3.7.3-10 DIS R1920024a Hematoxicity study of LNP023 on SC-GEMM, P-BFU, and P-GM derived 
from canine bone marrow MNCs
Gene expression analysis of P-BFU

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.7.3-11 2020007 Hematotoxicity Study of  and LNP023 on SC-GEMM, P-BFU, and 
P-GM Derived from Human and Canine Bone Marrow MNCs Collected 
from Three Different Donors

20 年 月 日～

20 年 月 日

米国 海外 参考

4.2.3.7.3-12 DIS R2020007a Hematoxicity study of LNP023 on SC-GEMM, P-BFU, and P-GM derived 
from human and canine bone marrow MNCs collected from three different 
donors
Gene expression analysis of P-BFU

20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.7.3-13 DIS R1820037 Phenotyping of complement factor B knock out mouse 20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.7.4　依存性試験

－ － 該当資料なし － － － －

4.2.3.7.5　代謝物の毒性試験

－ － 該当資料なし － － － －

4.2.3.7.6　不純物の毒性試験

4.2.3.7.6-1 2300074 ICH M7 Mutagenicity assessment of impurities 20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考
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4.2.3.7.6-2 1912571 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-3 2012513 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-4 2012516 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-5 1212590 Reverse mutation in five histidine-requiring strains of Salmonella 
typhimurium

20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-6 2012501 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-7 1612513 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-8 1612506 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-9 1012603 Ames test 20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.7.6-10 2012503 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-11 1912577 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-12 1912578 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-13 1912579 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考
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4.2.3.7.6-14 1912580 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-15 1912589 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-16 1912581 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-17 2012508 Bacterial Reverse Mutation Assay 20 年 月 日 英国 海外 参考

4.2.3.7.6-18 2070174 In Vitro Human Lymphocyte Micronucleus Assay 20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.7.6-19 2070173 4 Week Dosing Mammalian Peripheral Blood Erythrocyte Pig-a Gene 
Mutation Assay with Micronucleus Test in the Rat

20 年 月 日～

20 年 月 日

英国 海外 評価

4.2.3.7.7　その他の試験

4.2.3.7.7-1 1315506 in vitro 3T3 NRU Phototoxicity Profiling Assay 20 年 月 日 ノバルティス 海外 参考

4.2.3.7.7-2 1470564 Assessment of phototoxic potential with the murine Local Lymph Node 
Assay (UV-LLNA by oral route)

20 年 月 日～

20 年 月 日

フランス 海外 評価

4.2.3.7.7-3 20253153 In vitro Skin Irritation Test with LNP023-E14 (AAB) using a Human Skin 
Model

20 年 月 日～

20 年 月 日

オランダ 海外 評価

4.2.3.7.7-4 20253155 Assessment of contact sensitizing potential with the murine local lymph node 
assay (LLNA TIER I)

20 年 月 日～

20 年 月 日

オランダ 海外 評価
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4.3 参考文献　（評価／参考の別：参考資料）

4.3-1 Abi-Gerges N, Indersmitten T, Truong K, et al.(2020)  Multiparametric mechanistic profiling of Inotropic drugs in adult human primary 
cardiomyocytes. Sci Rep; 10(1):7692.

海外

4.3-2 Bhatt-Mehta V and Nahata MC (1989) Dopamine and dobutamine in pediatric therapy. Pharmacotherapy; 9(5):303-14. 海外

4.3-3 Brändli-Baiocco A, Balme E, Bruder M, et al. (2018) Nonproliferative and proliferative lesions of the rat and mouse endocrine system. J Toxicol 
Pathol; 31(3 Suppl):1S-95S.

海外

4.3-4 Carlile DJ, Zomorodi K, Houston JB (1997) Scaling factors to relate drug metabolic clearance in hepatic microsomes, isolated hepatocytes, and 
the intact liver: studies with induced livers involving diazepam. Drug Metab Dispos; 25(8):903-11.

海外

4.3-5 Cybulsky AV, Rennke HG, Feintzeig ID, et al. (1986)  Complement-induced glomerular epithelial cell injury. Role of the membrane attack 
complex in rat membranous nephropathy. J Clin Invest; 77:1096-107.

海外

4.3-6 Damsch S, Eichenbaum G, Tonelli A, et al. (2011) Gavage-related reflux in rats: identification, pathogenesis, and toxicological implications 
(review). Toxicol Pathol; 39(2):348-60.

海外

4.3-7 Davies B and Morris T (1993) Physiological parameters in laboratory animals and humans. Pharma Res; 10:1093-5. 海外

4.3-8 Driscoll DJ, Gillette PC, Fukushige J, et al. (1980) Comparison of the cardiovascular action of isoproterenol, dopamine, and dobutamine in the 
neonatal and mature dog. Pediatr Cardiol; 1(4):307–14.

海外

4.3-9 Driscoll DJ, Fukushige J, Hartley CJ, et al. (1981) The comparative hemodynamic effects of isoproterenol in chronically instrumented puppies 
and adult dogs. Dev Pharmacol Ther; 2(2):91-103.

海外

4.3-10 Ennulat D, Walker D, Clemo F, et al. (2010) Effects of hepatic drug-metabolizing enzyme induction on clinical pathology parameters in animals 
and man. Toxicol Pathol; 38:810–28.

海外

4.3-11 Fakhouri F, Frémeaux-Bacchi V, Noël LH, et al. (2010) C3 glomerulopathy: a new classification. Nat Rev Nephrol; 6(8):494-9. 海外
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4.3-12 Gao H, Deng S, Obach RS (2010) A simple liquid chromatography-tandem mass spectrometry method to determine relative plasma exposures of 
drug metabolites across species for metabolite safety assessments. Drug Metab Dispos; 38(12):2147-56.

海外

4.3-13 Gauthier A, Wagner E, Thibeault R, et al. (2021) A novel case of complement factor B deficiency. J Clin Immunol; 41:277-9. 海外

4.3-14 Gibson R, Driscoll D, Gillette P, et al. (1981) The comparative electrophysiologic and hemodynamic effects of verapamil in puppies and adult 
dogs. Dev Pharmacol Ther; 2(2):104-16.

海外

4.3-15 Goodship THJ, Cook HT, Fakhouri F, et al. (2017) Atypical hemolytic uremic syndrome and C3 glomerulopathy: conclusions from a “Kidney 
Disease: Improving Global Outcomes” (KDIGO) Controversies Conference. Kidney Int; 91(3):539-51.

海外

4.3-16 Harleman JH, Joseph EC, Eden RJ, et al. (1986) Cardiotoxicity of a new inotrope/vasodilator drug (SK&F 94120) in the dog. Arch Toxicol; 
59(1):51-5.

海外

4.3-17 Hebell T, Ahearn JM, Fearon DT (1991) Suppression of the immune response by a soluble complement receptor of B lymphocytes. Science; 
254:102-5.

海外

4.3-18 Hew KW and Keller KA (2003) Postnatal anatomical and functional development of the heart: a species comparison. Birth Defects Res B Dev 
Reprod Toxicol; 68(4):309-20.

海外

4.3-19 Hutchins RG, Breitschwerdt EB, Cullen JM, et al. (2012) Limited yield of diagnoses of intrahepatic infectious causes of canine granulomatous 
hepatitis from archival liver tissue. J Vet Diagn Invest; 24(5):888-94.

海外

4.3-20 Ispasanie E, Muri L, Schubart A, et al. (2021) Alternative complement pathway inhibition does not abrogate meningococcal killing by serum of 
vaccinated individuals. Front Immunol; 12:747594.

海外

4.3-21 Ji H, Ohmura K, Mahmood U, et al. (2002) Arthritis critically dependent on innate immune system players. Immunity; 16:157-68. 海外

4.3-22 Keenan CM and Vidal JD (2006) Standard morphologic evaluation of the heart in the laboratory dog and monkey. Toxicol Pathol; 34(1):pp. 67-
74.

海外

4.3-23 Langereis JD, van der Molen RG, de Kat Angelino C, et al. (2021) Complement factor D haplodeficiency is associated with a reduced 
complement activation speed and diminished bacterial killing. Clin Transl Immunology; 10:e1256.

海外
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4.3-24 Lee JW, Brodsky R, Nishimura J, et al. (2022) The role of the alternative pathway in paroxysmal nocturnal hemoglobinuria and emerging 
treatments. Expert Rec Clin Pharmacol; 15(7):851-61.

海外

4.3-25 Li Q, Li YX, Stahl GL, et al. (2011) Essential role of factor B of the alternative complement pathway in complement activation and 
opsonophagocytosis during acute pneumococcal otitis media in mice. Infect Immun; 79(7):2578-85.

海外

4.3-26 Mastellos DC, Ricklin D, Yancopoulou D, et al. (2014) Complement in paroxysmal nocturnal hemoglobinuria: exploiting our current knowledge 
to improve the treatment landscape. Expert Rev Hematol; 7(5):583-98.

海外

4.3-27 Matsumoto M, Fukuda W, Circolo A, et al. (1997) Abrogation of the alternative complement pathway by targeted deletion of murine factor B. 
Proc Natl Acad Sci USA; 94(16):8720-5.

海外

4.3-28 McClain RM (1989) The significance of hepatic microsomal enzyme induction and altered thyroid function in rats: implications for thyroid gland 
neoplasia. Toxicol Pathol; 17:294–306.

海外

4.3-29 McClain RM, Levin AA, Posch R, et al. (1989) The effect of phenobarbital on the metabolism and excretion of thyroxine in rats. Toxicol Appl 
Pharmacol; 99:216–28.

海外

4.3-30 Merle NS, Church SE, Fremeaux-Bacchi V, et al. (2015) Complement system part I - molecular mechanisms of activation and regulation. Front 
Immunol; 6:262.

海外

4.3-31 Molina H, Wong W, Kinoshita T, et al. (1992) Distinct receptor and regulatory properties of recombinant mouse complement receptor 1 (CR1) 
and Crry, the two genetic homologues of human CR1. J Exp Med; 175:121-9.

海外

4.3-32 Mouse Genome Informatics Web Site, The Jackson Laboratory, Bar Harbor, Maine. Cfbtm1Hrc (MGI:1861129) (Internet) Available from:  
<http://www.informatics.jax.org/allele/MGI:1861129> (Accessed 23 February 2022)

海外

4.3-33 Mueller-Ortiz SL, Drouin SM, Wetsel RA (2004) The alternative activation pathway and complement component C3 are critical for a protective 
immune response against Pseudomonas aeruginosa in a murine model of pneumonia. Infect Immun; 72(5):2899–906.

海外

4.3-34 Muri L, Ispasanie E, Schubart A, et al. (2021) Alternative complement pathway inhibition abrogates pneumococcal opsonophagocytosis in 
vaccine-naïve, but not in vaccinated individuals. Front Immunol; 12:732146.

海外

4.3-35 Muri L, Schubart A, Thorburn C, et al. (2022) Inhibition of the different complement pathways has varying impacts on the serum bactericidal 
activity and opsonophagocytosis against Haemophilus influenzae type b. Front Immunol; 13:1020580.

海外
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4.3-36 Nguyen N, Nguyen W, Nguyenton B, et al. (2017) Adult human primary cardiomyocyte-based model for the simultaneous prediction of drug-
induced inotropic and pro-arrhythmia risk. Front Physiol; 8:1073.

海外

4.3-37 Okada Y, Scott G, Ray MK, et al. (2007) Histone demethylase JHDM2A is critical for Tnp1 and Prm1 transcription and spermatogenesis. Nature; 
450:119-23.

海外

4.3-38 Park MK, Sheridan PH, Morgan WW, et al. (1980) Comparative inotropic response of newborn and adult rabbit papillary muscles to 
isoproterenol and calcium. Dev Pharmacol Ther; 1(1):70-82.

海外

4.3-39 Ramaswamy S and Weinbauer GF (2014) Endocrine control of spermatogenesis: Role of FSH and LH/ testosterone. Spermatogenesis; 
4(2):e996025 1-15.

海外

4.3-40 Romero TE and Friedman WF (1979) Limited left ventricular response to volume overload in the neonatal period: a comparative study with the 
adult animal. Pediat Res; 13(8):910-5.

海外

4.3-41 Schröder-Braunstein J and Kirschfink M (2019) Complement deficiencies and dysregulation: Pathophysiological consequences, modern analysis, 
and clinical management. Mol Immunol; 114:299-311.

海外

4.3-42 Schubart A, Anderson K, Mainolfi N, et al. (2019) Small-molecule factor B inhibitor for the treatment of complement-mediated diseases. Proc 
Natl Acad Sci USA; 116:7926-31.

海外

4.3-43 Schubart A, Flohr S, Junt T, et al. (2023) Low-molecular weight inhibitors of the alternative complement pathway. Immunol Rev; 313(1):339-57. 海外

4.3-44 Seidel CL and Allen JC (1979) Pharmacologic characteristics and actomyosin content of aorta from neonatal rats. Am J Physiol; 237(1):C81-6. 海外

4.3-45 Silva AS, Teixeira AG, Bavia L, et al. (2012) Plasma levels of complement proteins from the alternative pathway in patients with age-related 
macular degeneration are independent of Complement Factor H Tyr402 His polymorphism. Mol Vis; 18:2288-99.

海外

4.3-46 Skattum L, van Deuren M, van der Poll T, et al. (2011) Complement deficiency states and associated infections. Mol Immunol; 48(14):1643-55. 海外

4.3-47 Slade C, Bosco J, Unglik G, et al. (2013) Deficiency in complement factor B. N Engl J Med; 369(17):1667-9. 海外
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4.3-48 Smith LB and Walker WH (2014) The regulation of spermatogenesis by androgens. Semin Cell Dev Biol; 30:2-13. 海外

4.3-49 Spicer AP, Seldin MF, Gendler SJ (1995) Molecular cloning and chromosomal localization of the mouse decay-accelerating factor genes. 
Duplicated genes encode glycosylphosphatidylinositol-anchored and transmembrane forms. J Immunol; 155:3079-91.

海外

4.3-50 Thielen AJF, Zeerleder S, Wouters D (2018) Consequences of dysregulated complement regulators on red blood cells. Blood Rev; 32:280-8. 海外

4.3-51 Thurman JM and Holers VM (2006) The central role of the alternative complement pathway in human disease. J Immunol; 176:1305-10. 海外

4.3-52 Vandenberg BF, Kieso RA, Fox-Eastham K, et al. (1990) Effect of age on diastolic left ventricular filling at rest and during inotropic stimulation 
and acute systemic hypertension: experimental studies in conscious beagles. Am Heart J; 120(1):73-81.

海外

4.3-53 Yamane K, Toumazou C, Tsukada Y, et al. (2006) JHDM2A, a JmjC-containing H3K9 demethylase, facilitates transcription activation by 
androgen receptor. Cell; 125(3):483-95.

海外

4.3-54 Yang H, Rudge DG, Koos JD, et al. (2013) mTOR kinase structure, mechanism and regulation. Nature; 497(7448):217-23. 海外

4.3-55 Zhang Y, Nester CM, Martin B, et al. (2014) Defining the complement biomarker profile of C3 glomerulopathy. Clin J Am Soc Nephrol; 9:1876-
82.

海外

3 第 5 部

添付資料

番号
Report No./Study No. 表  題 試験実施期間 試験実施場所

報種類

（国内／海

外）

評価／参考
電子デー

タの提出

5.2　全臨床試験一覧表

5.2 － 全臨床試験一覧表 － － 国内 評価 －
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電子デー

タの提出

5.3　臨床試験報告書

5.3.1　生物薬剤学試験報告書  

5.3.1.1　バイオアベイラビリティ（BA）試験報告書

－ － 該当資料なし － － － － －

5.3.1.2　比較 BA 試験及び生物学的同等性（BE）試験報告書

－ － 該当資料なし － － － － －

5.3.1.3　In Vitro-In Vivo の関連を検討した試験報告書

5.3.1.3-1 DMPK R2270401 Development and validation of a 
physiologically-based pharmacokinetic 
(PBPK) model for iptacopan, to predict drug 
interaction potential and impact of organ 
impairment on iptacopan pharmacokinetics

20 年 月 日～

20 年 月 日

スイス 海外 参考 なし

5.3.1.4　生物学的及び理化学的分析法検討報告書

5.3.1.4-1 DMPK R1501031 Quantitative determination of LNP023 in 
human plasma by LC-MS/MS  Method 
validation report

20 年 月 日 米国 海外 参考 －

5.3.1.4-2 DMPK R1600743-01 Quantitative determination of LNP023 in 
K2EDTA Human Plasma by LC- MS/MS 
Amendment 01 to Method validation report

20 年 月 日 インド 海外 参考 －

5.3.1.4-3 DMPK R1600744 Quantitative determination of LNP023 in 
Human Urine by Using LC-MS/MS - Method 
validation report

20 年 月 日 インド 海外 参考 －
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評価／参考
電子デー

タの提出

5.3.1.4-4 DMPK R1900470 Quantitative determination of LNP023 in 
human K2EDTA plasma by LC-MS/MS 
Method validation report

20 年 月 日 中国 海外 参考 －

5.3.1.4-5 DMPK R1900470a Quantitative determination of LNP023 in 
human urine by LC-MS/MS Method 
validation report

20 年 月 日 中国 海外 参考 －

5.3.1.4-6 DMPK R1900470a-01 Quantitative determination of LNP023 in 
human urine by LC-MS/MS Amendment no. 
01

20 年 月 日 中国 海外 参考 －

5.3.1.4-7 DMPK R2200309 Quantitative determination of unbound 
LNP023 (free) in Ultrafiltrate of K2EDTA 
Human Plasma by LC-ESI-MS/MS Method 
validation report

20 年 月 日 インド 海外 参考 －

5.3.1.4-8 BMD R1650021 Method validation for Wieslab complement 
assay Version 03 (alternative pathway) in 
human serum Method description and 
validation

20 年 月 日 フランス 海外 参考 －

5.3.1.4-9 BMD R1550097-01 Method validation for the measurement of the 
total classical complement pathway activity 
(CH50) in human serum Amendment no.1

20 年 月 日 オランダ 海外 参考 －

5.3.1.4-10 BMD R1750148e Quantitative determination of Complement 
panel protein multiplex in human plasma 
Method description and validation

20 年 月 日 スイス 海外 参考 －
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評価／参考
電子デー

タの提出

5.3.1.4-11 BMD R1650024-01 Quantitative determination of circulating Bb 
fragment of Factor B in human plasma 
Method description and validation 
Amendment no.1

20 年 月 日 スイス 海外 参考 －

5.3.1.4-12 BMD R1750189 Assay transfer and long-term stability of 
circulating Bb fragment of factor B in human 
plasma Method partial validation and cross-
validation

20 年 月 日 フランス 海外 参考 －

5.3.1.4-13 BMD R1650025a-01 Quantitative determination of SC5b-9 in 
human plasma Method description and 
validation Amendment no.1

20 年 月 日 米国 海外 参考 －

5.3.1.4-14 BMD R1650118 New assay transfer of the soluble C5b-9 assay 
in human K2EDTA plasma Method 
description and partial validation

20 年 月 日 フランス 海外 参考 －

5.3.1.4-15 BMD R1950023a Extension of stability of the Wieslab 
Complement activity assay in human serum 
Method description and validation

20 年 月 日 フランス 海外 参考 －

5.3.2　ヒト生体試料を用いた薬物動態関連の試験報告書

5.3.2.1　血漿蛋白結合試験報告書

－ － 該当資料なし － － － － －

5.3.2.2　肝代謝及び薬物相互作用試験報告書

－ － 該当資料なし － － － － －

5.3.2.3　他のヒト生体試料を用いた試験報告書
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評価／参考
電子デー

タの提出

－ － 該当資料なし － － － － －

5.3.3　臨床薬物動態（PK）試験報告書

5.3.3.1　健康被験者における PK 及び初期忍容性試験報告書

5.3.3.1-1-
1

CLNP023X1102 A randomized, subject-blinded, placebo-
controlled, and single ascending dose study to 
assess the safety, tolerability, 
pharmacokinetics and pharmacodynamics of 
orally administered LNP023 in Japanese 
healthy male subjects

20 年 月 日～

20 年 月 日

日本，計 1 施設 国内 評価 あり

5.3.3.1-1-
2

CLNP023X1102 Addendum 1 － － － － －

5.3.3.1-1-
3

CLNP023X1102 Addendum 2 － － － － －

5.3.3.1-1-
4

CLNP023X1102 errata Errata list － － － － －

5.3.3.1-1-
5

DMPK 
RCLNP023X1102a

Bioanalytical data report: Determination of 
LNP023 in human urine

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-1-
6

DMPK 
RCLNP023X1102b

Bioanalytical data report: Determination of 
LNP023 in K2EDTA human blood

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-1-
7

DMPK 
RCLNP023X1102-ppb

Exploratory Determination of Plasma Protein 
Binding of LNP023 in Human Plasma from 
Subjects Enrolled in a Clinical Study

20 年 月 日 － 海外 － －
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評価／参考
電子デー

タの提出

5.3.3.1-1-
8

DMPK 
RCLNP023X1102-ppba

Bioanalytical data report: Exploratory 
Determination of Plasma Protein Binding of 
LNP023 in Human Plasma from Subjects 
Enrolled in a Clinical Study

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-1-
9

BMD 
RCLNP023X1102

Bioanalytical data report: Determination of 
Wieslab Complement activity (alternative 
pathway) in human serum

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-1-
10

BMD 
RCLNP023X1102a

Bioanalytical data report: Determination of 
circulating Bb fragment of factor B in human 
plasma

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-1-
11

BMD 
RCLNP023X1102-stat

Study report: Impact of genetic factors on 
LNP023 pharmacokinetics in pooled studies 
CLNP023X2101, CLNP023X1102 

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-2-
1

CLNP023X2101 A randomized, subject-blinded, placebo-
controlled, ascending single and multiple dose 
study to explore the safety, tolerability, 
pharmacokinetics and pharmacodynamics of 
orally administered LNP023 in healthy 
subjects

20 年 月 日～

20 年 月 日

ドイツ，計 1 施

設

海外 評価 あり

5.3.3.1-2-
2

CLNP023X2101 Amendment 01 － － － － －

5.3.3.1-2-
3

CLNP023X2101 Amendment 02 － － － － －

5.3.3.1-2-
4

CLNP023X2101 CSR Supplement － － － － －
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5.3.3.1-2-
5

CLNP023X2101 ECG assessments － － － － －

5.3.3.1-2-
6

CLNP023X2101 errata Errata list － － － － －

5.3.3.1-2-
7

DMPK 
RCLNP023X2101

Bioanalytical data report: Determination of 
LNP023 in human plasma

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-2-
8

DMPK 
CLNP023X2101a

Bioanalytical data report: Determination of 
LNP023 in human plasma

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-2-
9

DMPK 
CLNP023X2101b

Bioanalytical data report: Determination of 
LNP023 in human urine

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-2-
10

DMPK 
CLNP023X2101c

Bioanalytical data report: Determination of 
LNP023 in human blood

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-2-
11

DMPK 
RCLNP023X2101-
PPBa

Bioanalytical data report: Exploratory 
Determination of Plasma Protein Binding of 
LNP023 in Human Plasma from Subjects 
Enrolled in a Clinical Study 

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-2-
12

DMPK 
RCLNP023X2101-PPB

Exploratory Determination of Plasma Protein 
Binding of LNP023 in Human Plasma from 
Subjects Enrolled in a Clinical Study

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-2-
13

BMD 
RCLNP023X2101

Bioanalytical data report: Determination of 
Wieslab complement activity (alternative 
pathway) in human serum

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-2-
14

BMD 
RCLNP023X2101a

Bioanalytical Data Report: Quantitative 
determination of circulating Bb fragment of 
Factor B in human plasma

20 年 月 日 － 海外 － －
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5.3.3.1-2-
15

BMD 
RCLNP023X2101b

Quantitative determination of SC5b-9 in 
human Plasma 

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-2-
16

BMD 
RCLNP023X2101c

Quantitative measurement of the total 
classical complement pathway activity 
(CH50) in Human Serum Samples

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-3-
1

CLNP023A2101 A single-center, open-label study to evaluate 
the absorption, distribution, metabolism and 
excretion (ADME) and pharmacokinetics of 
LNP023 following a single oral dose of 
[14C]LNP023 in healthy male/female subjects

20 年 月 日～

20 年 月 日

オランダ，計 1
施設

海外 参考 なし

5.3.3.1-3-
2

DMPK 
RCLNP023A2101

Bioanalytical data report: Determination of 
14C-radioactivity levels in human plasma, 
whole blood, urine and feces samples 
originating from a clinical study with 14C-
radiolabelled LNP023

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-3-
3

DMPK 
RCLNP023A2101a

Bioanalytical data report: Determination of 
LNP023 In human plasma

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.1-3-
4

DMPK 
RCLNP023A2101-
MetID

Metabolism report 20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.2　患者における PK 及び初期忍容性試験報告書

－ － 該当資料なし － － － － －

5.3.3.3　内因性要因を検討した PK 試験報告書
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5.3.3.3-1 CLNP023A2105 A Phase 1, single dose, open-label study to 
investigate the pharmacokinetics and safety of 
iptacopan (LNP023) in participants with mild, 
moderate, and severe hepatic impairment 
compared to matched control healthy 
participants with normal hepatic function

2021 年 11 月 10 日

～

2022 年 6 月 20 日

米国，計 1 施設 海外 評価 あり

5.3.3.3-2 CLNP023A2105 Errata Errata list － － － － －

5.3.3.3-3 DMPK 
RCLNP023A2105

Bioanalytical data report: Determination of 
Total LNP023 in human plasma

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.3-4 DMPK 
RCLNP023A2105a

Bioanalytical data report: Determination of 
Unbound LNP023 (free) in Ultrafiltrate of 
human plasma

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.4　外因性要因を検討した PK 試験報告書

5.3.3.4-1 CLNP023A2104 A phase I, open-label, three-cohort, two-
period, fixed-sequence study to investigate the 
interaction of clopidogrel (CYP2C8 inhibitor) 
and cyclosporine (OATP inhibitor), on 
LNP023 pharmacokinetics and to assess the 
effect of multiple oral doses of LNP023 on 
the pharmacokinetics of digoxin (P-gp 
substrate) and rosuvastatin (OATP substrate) 
in healthy participants

20 年 月 日～

20 年 月 日

ドイツ，計 1 施

設

海外 参考 あり

5.3.3.4-2 DMPK 
RCLNP023A2104

Bioanalytical data report: Determination of 
LNP023 in human plasma

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.4-3 DMPK 
RCLNP023A2104a

Bioanalytical data report: Determination of 
LNP023 in human urine

20 年 月 日 － 海外 － －
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Report No./Study No. 表  題 試験実施期間 試験実施場所

報種類

（国内／海

外）

評価／参考
電子デー

タの提出

5.3.3.4-4 DMPK 
RCLNP023A2104b

Bioanalytical data report: Determination of 
Rosuvastatin in human plasma

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.4-5 DMPK 
RCLNP023A2104c

Bioanalytical data report: Determination of 
Digoxin in human plasma

20 年 月 日 － 海外 － －

5.3.3.5　ポピュレーション PK 試験報告書

5.3.3.5-1 Pooled Studies 
CLNP023C1,CLNP023
X

Population pharmacokinetics of iptacopan in 
paroxysmal nocturnal hematuria, C3 
glomerulopathy and IgA nephropathy 
Modeling Report

20 年 月 日 － 海外 参考 あり

5.3.3.5-2 Pooled Studies
LNP023X

Biomarker exposure-response analysis of 
Iptacopan in healthy volunteers and patients 
with paroxysmal nocturnal hemoglobinuria, 
C3 glomerulopathy and IgA nephropathy 
Modeling Report

20 年 月 日 － 海外 参考 あり

5.3.3.5-3 Pooled Studies
LNP023C1,LNP023X

Exposure-response analysis of iptacopan in 
patients with paroxysmal nocturnal 
hemoglobinuria (PNH) Modeling Report

20 年 月 日 － 海外 参考 あり

5.3.4　臨床薬力学（PD）試験報告書

5.3.4.1　健康被験者における PD 試験及び PK/PD 試験報告書

5.3.4.1-1 CLNP023A2107 A randomized, participant-blinded, placebo-
controlled, single ascending dose study to 
measure the effects of supra-therapeutic doses 
of oral iptacopan (LNP023) on QTcF in 
healthy participants

20 年 月 日～

20 年 月 日

米国，計 1 施設 海外 評価 あり

5.3.4.1-2 DMPK 
RCLNP023A2107

Bioanalytical data report: Determination of 
LNP023 in human plasma

20 年 月 日 － 海外 － －
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番号
Report No./Study No. 表  題 試験実施期間 試験実施場所

報種類

（国内／海

外）

評価／参考
電子デー

タの提出

5.3.4.2　患者における PD 試験及び PK/PD 試験報告書

－ － 該当資料なし － － － － －

5.3.5　有効性及び安全性試験報告書

5.3.5.1　申請する適応症に関する比較対照試験報告書

2021 年 1 月 25 日～

2022 年 9 月 26 日

（データカットオ

フ）

5.3.5.1-1 LNP023C12302 LNP023C12302_A randomized, multicenter, 
active-comparator controlled, open-label trial 
to evaluate efficacy and safety of oral, twice 
daily LNP023 in adult patients with PNH and 
residual anemia, despite treatment with an 
intravenous anti-C5 antibody

本報告時点で継続

中

ドイツ，イタリ

ア，フランス，

英国，日本，米

国，ブラジル，

オランダ，スペ

イン，台湾，チ

ェコ共和国，韓

国，計 39 施設

国際共同 評価 あり

Supplementary Report Updated results for the 
24-week primary and secondary efficacy 
analyses

2023 年 3 月 6 日

（データカットオ

フ）

－ － － －

5.3.5.1-2 LNP023C12302 Meaningful within Patient change thresholds 
PRO report for Study CLNP023C12302

2022 年 9 月 26 日

（データカットオ

フ）

－ － － －

5.3.5.1-3 LNP023C12302 Exploratory Patient-Reported Outcomes 
Report for Study CLNP023C12302

20 年 月 日

（データカットオ

フ）

－ － － －

5.3.5.1-4 LNP023C12302 errata errata list － － － － －
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番号
Report No./Study No. 表  題 試験実施期間 試験実施場所

報種類

（国内／海

外）

評価／参考
電子デー

タの提出

5.3.5.1-5 LNP023C12302_Week 
48

LNP023C12302_A randomized, multicenter, 
active-comparator controlled, open-label trial 
to evaluate efficacy and safety of oral, twice 
daily LNP023 in adult patients with PNH and 
residual anemia, despite treatment with an 
intravenous anti-C5 antibody

2021 年 1 月 25 日～

2023 年 3 月 6 日

ドイツ，イタリ

ア，フランス，

英国，日本，米

国，ブラジル，

オランダ，スペ

イン，台湾，チ

ェコ共和国，韓

国，計 39 施設

国際共同 評価 あり

5.3.5.2　非対照試験報告書

2021 年 7 月 19 日～

2022 年 11 月 2 日

（データカットオ

フ）

5.3.5.2-1-
1

LNP023C12301 LNP023C12301_A multicenter, single-arm, 
open-label trial to evaluate efficacy and safety 
of oral twice daily iptacopan in adult PNH 
patients who are naive to complement inhibitor 
therapy

本報告時点で継続

中

中国，チェコ共

和国，フラン

ス，ドイツ，イ

タリア，日本，

マレーシア，韓

国，シンガポー

ル，英国，計 16
施設

国際共同 評価 あり

5.3.5.2-1-
2

LNP023C12301 Meaningful within patient change thresholds 
PRO report for Study CLNP023C12301

2022 年 11 月 2 日

（データカットオ

フ）

－ － － －

5.3.5.2-1-
3

LNP023C12301 Exploratory Patient-Reported Outcomes 
Report for Study CLNP023C12301

2022 年 11 月 2 日

（データカットオ

フ）

－ － － －
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番号
Report No./Study No. 表  題 試験実施期間 試験実施場所

報種類

（国内／海

外）

評価／参考
電子デー

タの提出

5.3.5.2-1-
4

LNP023C12301 errata Summary of Corrections in TFLs for 
CLNP023C12301 (APPOINT-PNH) CSR due 
to laboratory data discrepancies

－ － － － －

5.3.5.2-1-
5

LNP023C12301 errata errata list 2 － － － － －

5.3.5.2-2-
1

LNP023X2201 LNP023X2201_An open label, single arm, 
multiple dose study to assess efficacy, safety, 
pharmacokinetics and pharmacodynamics of 
LNP023 when administered in addition to 
Standard of Care (SoC) in patients with 
paroxysmal nocturnal hemoglobinuria (PNH) 
with signs of active hemolysis

2018 年 4 月 9 日～

2022 年 2 月 28 日

ドイツ，フラン

ス，イタリア，

計 4 施設

海外 参考 あり

5.3.5.2-2-
2

LNP023X2201 errata errata list － － － － －

5.3.5.2-2-
3

BMD 
RCLNP023X2201e

Bioanalytical Data Report: Quantitative 
determination of Complement Factor B in 
human plasma

20 年 月 日～

20 年 月 日

－ 海外 － －

5.3.5.2-3-
1

LNP023X2204 LNP023X2204_A multi-center, randomized, 
open-label, efficacy, safety, pharmacokinetics 
and pharmacodynamics study, assessing 
multiple LNP023 doses in adult patients with 
paroxysmal nocturnal hemoglobinuria and 
active hemolysis

2019 年 4 月 5 日～

2022 年 2 月 9 日

韓国，シンガポ

ール，マレーシ

ア，台湾，計 5
施設

海外 参考 あり

5.3.5.2-3-
2

LNP023X2204 errata errata list － － － － －
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Report No./Study No. 表  題 試験実施期間 試験実施場所

報種類

（国内／海

外）

評価／参考
電子デー

タの提出

5.3.5.2-3-
3

LNP023X2204 errata 2 errata list 2 － － － － －

5.3.5.2-4-
1

LFG316X2201 LFG316X2201_An open-label proof of 
concept study to assess the efficacy, safety 
and pharmacokinetics of LFG316, an anti- C5 
monoclonal antibody in patients with 
paroxysmal nocturnal hemoglobinuria (PNH)

2015 年 9 月 9 日～

2022 年 5 月 24 日

チェコ共和国，

日本，リトアニ

ア，計 7 施設

国際共同 参考 －

5.3.5.2-5-
1

LNP023C12301_Week 
48

LNP023C12301_A multicenter, single-arm, 
open-label trial to evaluate efficacy and safety 
of oral, twice daily iptacopan in adult PNH 
patients who are naive to complement 
inhibitor therapy

2021 年 7 月 19 日～

2023 年 4 月 18 日

中国，チェコ共

和国，フラン

ス，ドイツ，イ

タリア，日本，

マレーシア，韓

国，シンガポー

ル，英国，計 16
施設

国際共同 評価 あり

5.3.5.3　複数の試験成績を併せて解析した報告書

5.3.5.3-1 SCE Appendix 1 SCE Appendix 1 (Integrated Summary of 
Efficacy, data analyses)

－ － － － －

5.3.5.3-2 SCE Appendix 2 SCE Appendix 2 － － － 参考 －

5.3.5.3-3-
1

SCS Appendix 1 SCS Appendix 1 (Integrated Summary of 
Safety, data analyses)

－ － － － あり

5.3.5.3-3-
2

SCS Appendix 1-
Additional information

Additional information for SCS Appendix 1 
(Integrated Summary of Safety, data analyses 
for Japan submission)

2023 年 7 月 10 日

（報告書の日付）

－ － － －
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Report No./Study No. 表  題 試験実施期間 試験実施場所

報種類

（国内／海

外）

評価／参考
電子デー

タの提出

5.3.5.3-4 SCS Appendix 3 SCS Appendix 3 (Narratives of patients who 
experienced Serious Adverse Event (SAE) or 
Adverse Event of Special Interest (AESI) in 
Ongoing Study)

－ － － 参考 －

5.3.5.3-5 J-SCE Appendix 1 J-SCE Appendix 1 (Integrated Summary of
Efficacy, data analyses for Japan submission)

－ － － － －

5.3.5.3-6 J-SCS Appendix 1 J-SCS Appendix 1 (Integrated Summary of
Safety, data analyses for Japan submission)

－ － － － －

5.3.5.3-7 J-SCE Appendix 2 J-SCE Appendix 2 (Integrated Summary of
Efficacy, data analyses for Japan submission)

－ － － － －

5.3.5.3-8 J-SCS Appendix 3 J-SCS Appendix 3 (Integrated Summary of
Safety, data analyses for Japan submission)

－ － － － －

5.3.5.3-9 J-SCS Appendix 4 J-SCS Appendix 4 (Integrated Summary of
Safety, data analyses for Japan submission)

－ － － － －

5.3.5.3-10 J-SCS Appendix 5 LNP023C12001B_Narratives of deaths, other 
serious and certain other significant adverse 
events

－ － － － －

5.3.5.3-11 J-SCE Appendix 3 J-SCE Appendix 3 (Integrated Summary of
Efficacy, data analyses for Japan submission)

－ － － － －
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番号
Report No./Study No. 表  題 試験実施期間 試験実施場所

報種類

（国内／海

外）

評価／参考
電子デー

タの提出

5.3.5.3-12 Updates to C12302 
analyses Appendix 1

Appendix 1 – Updates to CLNP023C12302 
(APPLY-PNH) analyses

－ － － － －

5.3.5.4　その他の臨床試験報告書

5.3.5.4-1 LNP023N12002R LNP023N12002R_Hematological response in 
patients with paroxysmal nocturnal 
hemoglobinuria treated with anti-C5 antibody: 
an external control arm study for iptacopan 
use in anti-C5 naïve patients

2023 年 6 月 19 日

 (報告書の日付)
フランス，英

国，計 2 施設

海外 参考 －

5.3.6　市販後の使用経験に関する報告書

5.3.6-1 － 該当資料なし － － － － －

5.3.6-2 － 該当資料なし － － － － －

5.3.6-3 － 該当資料なし － － － － －

5.3.7　患者データ一覧表及び症例記録

5.3.7-1 － 該当資料なし － － － － －

添付資料

番号
著者・表 題・掲載誌

報種類

（国内／

海外）

5.4 参考文献　（評価／参考の別：参考資料）
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著者・表 題・掲載誌

報種類

（国内／

海外）

5.4-1 Brodsky RA (2014) Paroxysmal nocturnal hemoglobinuria. Blood; 124(18):2804-11. 海外

5.4-2 Brodsky RA, Peffault de Latour R, Rottinghaus ST, et al. (2021) Characterization of breakthrough hemolysis events observed in the phase 3 randomized 
studies of ravulizumab versus eculizumab in adults with paroxysmal nocturnal hemoglobinuria. Haematologica; 106(1):230-7.

海外

5.4-3 Cançado RD, Araújo ADS, Sandes AF, et al. (2021) Consensus statement for diagnosis and treatment of paroxysmal nocturnal haemoglobinuria. Hematol 
Transfus Cell Ther; 43(3):341-8.

海外

5.4-4 Cella D, Lai JS, Chang CH, et al. (2002) Fatigue in cancer patients compared with fatigue in the general United States population. Cancer; 94(2):528-38. 海外

5.4-5 Debureaux PE, Kulasekararaj AG, Cacace F, et al. (2021) Categorizing hematological response to eculizumab in paroxysmal nocturnal hemoglobinuria: a 
multicenter real-life study. Bone Marrow Transplant; 56(10):2600-2.

海外

5.4-6 Devos T, Meers S, Boeckx N, et al. (2018) Diagnosis and management of PNH: Review and recommendations from a Belgian expert panel. Eur J 
Haematol; 101(6):737-49.

海外

5.4-7 Dmytrijuk A, Robie-Suh K, Cohen MH, et al. (2008) FDA report: eculizumab (Soliris) for the treatment of patients with paroxysmal nocturnal 
hemoglobinuria. Oncologist; 13(9):993-1000.

海外

5.4-8 Fattizzo B, Pasquale R, Bellani V, et al. (2021) Complement Mediated Hemolytic Anemias in the COVID-19 Era: Case Series and Review of the 
Literature. Front Immunol; 12:791429.

海外

5.4-9 Gauthier A, Wagner E, Thibeault R, et al. (2021) A Novel Case of Complement Factor B Deficiency. J Clin Immunol; 41(1):277-9. 海外

5.4-11 Hillmen P, Szer J, Weitz I, et al. (2021) Pegcetacoplan versus Eculizumab in Paroxysmal Nocturnal Hemoglobinuria. N Engl J Med; 384(11):1028-37. 海外

5.4-10 Hill A, DeZern AE, Kinoshita T, et al. (2017) Paroxysmal nocturnal haemoglobinuria. Nat Rev Dis Primers; 3:17028. 海外

5.4-12 Hillmen P, Young NS, Schubert J, et al. (2006) The complement inhibitor eculizumab in paroxysmal nocturnal hemoglobinuria. N Engl J Med; 
355(12):1233-43.

海外

5.4-13 Horiuchi T, Kim S, Matsumoto M, et al. (1993) Human complement factor B: cDNA cloning, nucleotide sequencing, phenotypic conversion by site-
directed mutagenesis and expression. Mol Immunol; 30(17):1587-92.

海外
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番号
著者・表 題・掲載誌

報種類

（国内／

海外）

5.4-14 Ispasanie E, Muri L, Schubart A, et al. (2021) Alternative Complement Pathway Inhibition Does Not Abrogate Meningococcal Killing by Serum of 
Vaccinated Individuals. Front Immunol; 12:747594.

海外

5.4-15 Jang JH, Kim JS, Yoon SS, et al. (2016) Predictive Factors of Mortality in Population of Patients with Paroxysmal Nocturnal Hemoglobinuria (PNH): 
Results from a Korean PNH Registry. J Korean Med Sci; 31(2):214-21.

海外

5.4-16 Kelly R, Richards S, Hillmen P, et al. (2009) The pathophysiology of paroxysmal nocturnal hemoglobinuria and treatment with eculizumab. Ther Clin 
Risk Manag; 5:911-21.

海外

5.4-17 Kelly RJ, Hill A, Arnold LM, et al. (2011) Long-term treatment with eculizumab in paroxysmal nocturnal hemoglobinuria: sustained efficacy and 
improved survival. Blood; 117(25):6786-92.

海外

5.4-18 Kulasekararaj AG, Hill A, Rottinghaus ST, et al. (2019) Ravulizumab (ALXN1210) vs eculizumab in C5-inhibitor-experienced adult patients with PNH: 
the 302 study. Blood; 133(6):540-9.

海外

5.4-19 Kulasekararaj AG, Griffin M, Langemeijer S, et al. (2022) Long-term safety and efficacy of ravulizumab in patients with paroxysmal nocturnal 
hemoglobinuria: 2-year results from two pivotal phase 3 studies. Eur J Haematol; 109(3):205-14.

海外

5.4-20 Lee JW, Jang JH, Kim JS, et al. (2013) Clinical signs and symptoms associated with increased risk for thrombosis in patients with paroxysmal nocturnal 
hemoglobinuria from a Korean Registry. Int J Hematol; 97(6):749-57.

海外

5.4-21 Lee JW, Sicre de Fontbrune F, Wong Lee Lee L, et al. (2019) Ravulizumab (ALXN1210) vs eculizumab in adult patients with PNH naive to complement 
inhibitors: the 301 study. Blood; 133(6):530-9.

海外

5.4-22 Montan I, Löwe B, Cella D, et al. (2018) General Population Norms for the Functional Assessment of Chronic Illness Therapy (FACIT)-Fatigue Scale. 
Value Health; 21(11):1313-21.

海外

5.4-23 Muri L, Ispasanie E, Schubart A, et al. (2021) Alternative Complement Pathway Inhibition Abrogates Pneumococcal Opsonophagocytosis in Vaccine-
Naïve, but Not in Vaccinated Individuals. Front Immunol; 12:732146.

海外

5.4-24 Nishimura J, Kanakura Y, Ware RE, et al. (2004) Clinical course and flow cytometric analysis of paroxysmal nocturnal hemoglobinuria in the United 
States and Japan. Medicine (Baltimore); 83(3):193-207.

海外

5.4-25 Nishimura J, Yamamoto M, Hayashi S, et al. (2014) Genetic variants in C5 and poor response to eculizumab. N Engl J Med; 370(7):632-9. 海外

5.4-26 Oswald LB, Venditti A, Cella D, et al. (2021) Fatigue in newly diagnosed acute myeloid leukaemia: general population comparison and predictive factors. 
BMJ Support Palliat Care; (Online) doi: 10.1136/bmjspcare-2020-002312.

海外
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（国内／

海外）

5.4-27 Pangburn MK and Müller-Eberhard HJ (1983) Initiation of the alternative complement pathway due to spontaneous hydrolysis of the thioester of C3. Ann 
N Y Acad Sci; 421:291-8.

海外

5.4-28 Parker C, Omine M, Richards S, et al. (2005) Diagnosis and management of paroxysmal nocturnal hemoglobinuria. Blood; 106(12):3699-709. 海外

5.4-29 Risitano AM, Marotta S, Ricci P, et al. (2019) Anti-complement Treatment for Paroxysmal Nocturnal Hemoglobinuria: Time for Proximal Complement 
Inhibition? A Position Paper From the SAAWP of the EBMT. Front Immunol; 10:1157.

海外

5.4-30 Sahin F, Akay OM, Ayer M, et al. (2016) Pesg PNH diagnosis, follow-up and treatment guidelines. Am J Blood Res; 6(2):19-27. 海外

5.4-31 Schrezenmeier H, Röth A, Araten DJ, et al. (2020) Baseline clinical characteristics and disease burden in patients with paroxysmal nocturnal 
hemoglobinuria (PNH): updated analysis from the International PNH Registry. Ann Hematol; 99(7):1505-14.

海外

5.4-32 Schubart A, Anderson K, Mainolfi N, et al. (2019) Small-molecule factor B inhibitor for the treatment of complement-mediated diseases. Proc Natl Acad 
Sci U S A; 116(16):7926-31.

海外

5.4-33 Silva AS, Teixeira AG, Bavia L, et al. (2012) Plasma levels of complement proteins from the alternative pathway in patients with age-related macular 
degeneration are independent of Complement Factor H Tyr402His polymorphism. Mol Vis; 18:2288-99.

海外

5.4-34 Skattum L, van Deuren M, van der Poll T, et al. (2011) Complement deficiency states and associated infections. Mol Immunol; 48(14):1643-55. 海外

5.4-35 Slade C, Bosco J, Unglik G, et al. (2013) Deficiency in complement factor B. N Engl J Med; 369(17):1667-9. 海外

5.4-36 Smith DA, van Waterschoot RAB, Parrott NJ, et al. (2018) Importance of target-mediated drug disposition for small molecules. Drug Discov Today; 
23(12):2023-30.

海外

5.4-37 Webster K, Cella D, Yost K (2003) The Functional Assessment of Chronic Illness Therapy (FACIT) Measurement System: properties, applications, and 
interpretation. Health Qual Life Outcomes; 1:79.

海外

5.4-38 Weitz I, Meyers G, Lamy T, et al. (2012) Cross-sectional validation study of patient-reported outcomes in patients with paroxysmal nocturnal 
haemoglobinuria. Intern Med J; 43(3):298-307.

海外
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